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1. LISTA OSOB ZAANGAZOWANYCH W OPRACOWANIE 

ANALIZY WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

ImiQ i nazwisko Funkcja Zadania 

p 5 

P ^ 

Raport powstat przy wspotpracy z nast^puj^cymi osrodkami leczniczymi, w ktorych zostato 
przeprowadzone badanie ankietowe [18]: 

ImiQ i nazwisko 
ankietera Osrodek badawczy 

Data zakohczenia analizy: 18 maja 2015 r. 

Dane kontaktowe: 

Instytut Arcana 
ul. Ptk S. D^bka 8 
30-732 Krakow 
tel./fax. 12 263 60 38 
email: kontakt@inar.pl 
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2. INDEKS SKROTOW 

BCC rak podstawnokomorkowy (ang. basal cell carcinoma) 

dmBCC objawowy rak podstawnokomorkowy (ang. basal cell carcinoma) z przerzutami odlegtymi 
(ang. distant metastases) 

laBCC miejscowo zaawansowany rak podstawnokomorkowy (ang. locally advanced basal cell 
carcinoma) 

MZ Minister Zdrowia 

NFZ Narodowy Fundusz Zdrowia 

NMSC nieczerniakowe nowotwory skory (ang. non-melanoma skin cancers) 

RSS instrument dzielenia ryzyka (ang. risk sharing scheme) 

WHO Swiatowa Organizacja Zdrowia (ang. World Health Organization) 
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3. STRESZCZENIE 

Cel analizy 

Analiz^ wptywu na system ochrony zdrowia wykonano 

w celu przedstawienia wydatkow Narodowego 

Funduszu Zdrowia zwi^zanych z refundacj^ 

wismodegibu (Erivedge®, opakowanie zawieraj^ce 

kapsutki twarde w dawce 150 mg) w ramach 

wnioskowanego programu lekowego „WISMODEGIB 

w leczeniu chorych na zaawansowanego raka 

podstawnokomorkowego (ICD-10 C44)". Wnioskowany 

program obejmie w^sk^ grup^ chorych na miejscowo 

zaawansowanego raka podstawnokomorkowego lub 

objawowego raka podstawnokomorkowego 

Metodyka 

Analizy wplywu na system ochrony zdrowia 

przeprowadzono zgodnie z Wytycznymi 

przeprowadzania oceny technologii medycznych oraz 

Rozporz^dzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 

2012 r. w sprawie minimalnych wymagan, jakie musz^ 

spetniac analizy HTA. 

Populacj^ analizy zdefiniowano zgodnie z opisem 

wnioskowanego programu lekowego, tj. jako dorostych 

pacjentow z rozpoznaniem miejscowo 

zaawansowanego raka podstawno-komorkowego 

(laBCC - locally-advanced basal cell carcinoma) lub 

objawowego raka podstawnokomorkowego 

z przerzutami odlegtymi (dmBCC - BCC, distant 

metastases), niekwalifikuj^cych si^ do leczenia 

chirurgicznego ani radioterapii (nowotwor 

nieoperacyjny lub przeciwwskazania do leczenia 

chirurgicznego oraz progresja po radioterapii lub 

radioterapia przeciwwskazana). 

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia 

porownano skutki dla budzetu refundacyjnego 

Narodowego Funduszu Zdrowia dwoch scenariuszy 

sytuacyjnych: 

■ scenariusza Jstniejqcego" (lata 2016-2019), 

zaktadaj^cego brak refundacji wismodegibu 

(produktu leczniczego Erivedge®) stosowanego 

z przerzutami odlegtymi, u ktorych mozliwosci leczenia 

chirurgicznego i radioterapii zostaty wyczerpane lub 

metody te s^ przeciwwskazane. W przypadku 

pacjentow z podejrzeniem przerzutowego raka 

podstawnokomorkowego, przerzuty odlegle musz^ bye 

histopatologicznie potwierdzone jako ogniska raka 

podstawnokomorkowego. 

Analiza zostata przygotowana na zlecenie firmy Roche 

Polska Sp. z o.o. 

w leczeniu dorostych pacjentow z zaawansowanym 

rakiem podstawnokomorkowym w ramach 

programu lekowego. W grupie chorych 

spetniaj^cych kryteria kwalifikacji 

do wnioskowanego programu lekowego obecnie 

stosuje si^ jedynie leczenie paliatywne, 

obejmujqce zastosowanie opieki psychologicznej, 

leczenia miejscowego, terapii fotodynamicznej 

i chemioterapii opartej na pochodnych platyny. 

■ scenariusza „nowego" (lata 2016-2019), w ktorym 

wismodegib (od stycznia 2016 r.) uzyskuje 

refundacji w ramach wnioskowanego programu 

lekowego. 

Obliczenia wykonano w arkuszu kalkulacyjnym 

programu MS Excel® (plik BIA_Erivedge.xlsm). 

Kalkulacji populacji docelowej wykonano na podstawie 

aktualnego, duzego badania epidemiologicznego 

oceniajicego zapadalnosc i rozpowszechnienie 

miejscowo zaawansowanych i przerzutowych 

nieczerniakowych rakow skory: Dacosta Byfield 2013 

oraz w oparciu o opinii ekspertow medycznych. 

Wptyw zmian w przyjitych zatozeniach na wyniki 

analizy testowano w ramach analizy scenariuszy 

skrajnych - minimalnego i maksymalnego. 
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Wyniki analizy wptywu na system ochrony zdrowia 

Liczebnosc populacji docelowej 

Bior^c pod uwag^ stopniow^ dynamik^ kwalifikacji 

chorych do programu lekowego, oszacowano, ze 

w kolejnych czterech latach terapi^ wismodegibem 

w ramach wnioskowanego programu lekowego 

zostanie obj^tych 55 w 2016 v., 69 w 2017 v., 33 

w 2018 r. oraz 34 w 2019 r. Nalezy zaznaczyc, ze 

w ci^gu pierwszych dwoch lat programem zostan^ 

obj^ci chorzy, dla ktorych do tej pory nie byto aktywnej 

formy leczenia. Natomiast pocz^wszy od trzeciego roku 

refundacji liczba chorych kwalifikowanych do terapii 

wismodegibem ulegnie stabilizacji, poniewaz do 

programu wt^czani b^d^ jedynie nowozdiagnozowani 

pacjenci. 

Wyniki z uwzgl^dnieniem RSS 

Wydatki NFZ zwi^zane z realizacj^ scenariusza 

„istniej^cego" wynosz^ 39,54 tys. PIN, 40,87 tys. PIN, 

42,58 tys. PIN oraz 44,26 tys. PIN w latach 2016- 

2019. Natomiast koszty zwigzane z realizacj^ 

scenariusza „nowego", tj. wprowadzeniem finasowania 

ze srodkow publicznych produktu leczniczego 

Erivedge® w ramach wnioskowanego programu 

lekowego przy uwzgl^dnieniu mechanizmu dzielenia 

ryzyka ksztattuj^ siQ na poziomie w 2016 

r., w r., w 

oraz w 

W wariancie zaktadaj^cym wdrozenie w okresie 

obowi^zywania decyzji refundacyjnej instrumentu 

dzielenia ryzyka proponowanego przez Wnioskodawc^, 

roczne wydatki budzetu Narodowego Funduszu 

Zdrowia zwi^kszytyby siQ o w 2016 r., 

w v., w 

oraz w 2019 w porownaniu 

z wydatkami ponoszonymi przy zatozeniu scenariusza 

„istniej^cego". 

Wyniki bez uwzgl^dnienia RSS 

Wydatki NFZ zwi^zane z realizacj^ scenariusza 

„istniej^cego" wynosz^ 39,54 tys. PIN, 40,87 tys. PIN, 

42,58 tys. PIN oraz 44,26 tys. PIN w latach 2016- 

2019. Natomiast koszty zwi^zane z realizacj^ 

scenariusza „nowego", tj. wprowadzeniem finasowania 

ze srodkow publicznych produktu leczniczego 

Erivedge® w ramach wnioskowanego programu 

lekowego ksztattuj^ si^ na poziomie 

w 2016 r., w 2017 r., 

w 2018 r. oraz w 2019 r. 

W przypadku wprowadzenia refundacji wismodegibu 

w ramach wnioskowanego programu lekowego roczne 

wydatki budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia 

ulegfyby zwi^kszeniu o w 2016 r., 

| w 2017 r., w 2018 r. oraz 

w 2019 r. w porownaniu z wydatkami 

ponoszonymi przy zatozeniu scenariusza 

„istniej^cego". 

Wnioski kohcowe 

Wnioskowany program lekowy „WISMODEGIB 

w leczeniu chorych na zaawansowanego raka 

podstawnokomorkowego (ICD-10 C44)" pozwoli na 

obj^cie opiek^ grup^ chorych na zaawansowan^ 

chorob^, zwi^zan^ nie tylko ze ztym rokowaniem ale 

rowniez, z powodu specyfiki obrazu klinicznego (rany, 

owrzodzenia i deformacje wyst^puj^ce cz^sto 

w obr^bie gtowy i szyi) nios^c^ dodatkowe cierpienie 

spowodowane spoteczn^ izolacj^. Wismodegib b^dzie 

stosowany jako ostatnia linia leczenia, tj. u chorych, 

u ktorych nie ma mozliwosci zastosowania metod 

uznawanych za standard terapii - leczenia 

chirurgicznego ani radioterapii. 

Wismodegib jest pierwsz^ terapi^ zarejestrowan^ 

w tym wskazaniu. Obecnie polscy chorzy mog^ liczyc 

jedynie na leczenie o charakterze wspomagaj^cym a w 

wybranych przypadkach podejmuje si^ proby 

stosowania terapii o niewykazanej w tej grupie chorych 

skutecznosci i bezpieczenstwie, np. chemioterapii 

z udziatem pochodnych platyny oraz terapii 

fotodynamicznej, czy tez leczenia miejscowego (ktore 

zgodnie z warunkami rejestracji i rekomendacjami 

klinicznymi nie powinny bye stosowane w BCC 

wysokiego ryzyka). Prospektywne badania kliniczne 

wykazaty, ze zastosowanie wismodegibu pozwala 

uzyskac dtugotrwat^ remisj^ choroby, przy 
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akceptowalnym profilu bezpieczenstwa. Refundacja 

wnioskowanego leku pozwolitaby zatem na wypetnienie 

istotnej luki terapeutycznej {unmet need). Istotny jest 

rowniez fakt, ze efektywnosc kliniczna wismodegibu 

zostata juz uznana przez europejskie i amerykanskie 

gremia naukowe (ESMO i NCCN), ktore rekomenduj^ 

stosowanie tego leku u chorych z zaawansowanym 

rakiem podstawnokomorkowym. 

Wyniki niniejszej analizy wskazuj^, ze obj^cie 

refundacja produktu leczniczego Erivedge® w ramach 

wnioskowanego programu lekowego wi^ze si^ 

z dodatkowymi wydatkami budzetu Narodowego 

Funduszu Zdrowia, poniewaz nie jest obecnie dost^pna 

ani refundowana w docelowej populacji chorych 

z zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym. 

Nalezy podkreslic jednak, ze proponowany przez 

Wnioskodawc^ mechanizm dzielenia ryzyka pozwala na 

obnizenie kosztow zwi^zanych z wprowadzeniem 

refundacji produktu leczniczego Erivedge® o ||^ 

w okresie obwiqzywania pierwszej decyzji o refundacji 

(lata 2016-2017) oraz o w okresie obowi^zywania 

drugiej decyzji o refundacji w porownaniu do wynikow 

bez uwzgl^dnienia RSS. 
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4. ANALIZA WPLYWU NA SYSTEM OCHRONY ZDROWIA 

REFUNDACJI WISMODEGIBU (ERIVEDGE®) 

4.1. Cel analizy 

AnalizQ wptywu na system ochrony zdrowia wykonano w celu przedstawienia wydatkow 

Narodowego Funduszu Zdrowia w przypadku refundacji wismodegibu (Erivedge®, opakowania 

zawieraj^cego kapsutki twarde w dawce 150 mg) w ramach wnioskowanego programu lekowego 

leczenia dorostych pacjentow z rozpoznaniem: 

■ miejscowo zaawansowanego raka podstawnokomorkowego (laBCC - ang. locally advanced 

basal cell carcinoma), 

■ objawowego raka podstawnokomorkowego z przerzutami odlegtymi (dmBCC - ang. metastatic 

basal cell carcinoma; distant metastasis) 

niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii (nowotwor nieoperacyjny lub 

wystQpuj^. przeciwwskazania do leczenia chirurgicznego oraz nast^pita progresja po radioterapii lub 

radioterapia jest przeciwwskazana). W przypadku pacjentow z podejrzeniem przerzutowego raka 

podstawnokomorkowego, przerzuty odlegle musz^. bye histopatologicznie potwierdzone jako ogniska 

raka podstawnokomorkowego. 

Poddano rowniez ocenie wptyw na organizacjQ udzielania swiadczeh zdrowotnych oraz 

przeanalizowano aspekty spoteczne i etyczne refundacji produktu leczniczego Erivedge® 

(wismodegib). 

Analiza zostata przeprowadzona na zlecenie firmy Roche Polska Sp. z o.o. 

4.2. Metodyka i zatozenia 

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia oceniono konsekwencje finansowe dla ptatnika 

publicznego refundacji produktu leczniczego Erivedge®, w leczeniu dorostych pacjentow z lokalnie 

zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym lub objawowym rakiem podstawnokomorkowym 

z przerzutami odlegtymi, w ramach wnioskowanego programu lekowego (lata 2016-2019). Obliczenia 

wykonano w arkuszu kalkulacyjnym programu Microsoft® Office Excel (plik BIA_Erivedge.xlsm). 

Analizy przeprowadzono zgodnie z Rozporz^dzeniem Ministra Zdrowia z dnia 2 kwietnia 2012 r. 

w sprawie wymagah minimalnych, jakie musz^. spetniac analizy uwzgl^dnione we wnioskach o obj^cie 

refundacji i ustalenie urz^dowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urz^dowej ceny zbytu leku, srodka 

spozywezego specjalnego przeznaczenia zywieniowego, wyrobu medycznego, ktore nie maji 

odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu [19] (zwanym dalej Rozporzidzeniem Ministra 

Zdrowia w sprawie wymagah minimalnych) oraz zgodnie z Wytycznymi oceny technologii medycznych 

[1] (zwanymi dalej Wytycznymi HTA). MetodykQ wyznaczania grup limitowych oraz kategorii odptatnosci 

i doptat pacjenta przeprowadzono zgodnie z Ustawiz dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkow 
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spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow medycznych [20] (nazywan^. dale] 

Ustaw^, o refundacji). 

4.2.1. Populacja 

PopulacjQ docelow^., zgodnie z wnioskowanym programem lekowym „WISMODEGIB w leczeniu 

chorych na zaawansowanego raka podstawnokomorkowego (ICD-10 C 44)" (zobacz za^cznik 5.1, 

str. 65), analizy stanowi^. dorosli pacjenci, u ktorych stwierdzono: 

■ miejscowo zaawansowanego raka podstawnokomorkowego, 

■ objawowego raka podstawnokomorkowego z przerzutami odlegtymi 

niekwalifikuj^cy sIq do leczenia chirurgicznego ani radioterapii (nowotwor nieoperacyjny lub 

wystQpuj^. przeciwwskazania do leczenia chirurgicznego oraz nast^pita progresja po radioterapii lub 

radioterapia jest przeciwwskazana). 

Szczegotowy opis oszacowania populacji zamieszczono w rozdziale 4.3. 

4.2.2. Perspektywa 

Analizy wptywu na system ochrony zdrowia refundacji wismodegibu (produktu Erivedge®) 

stosowanego w leczeniu dorostych pacjentow z zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym 

przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego finansuj^cego swiadczenia zdrowotne (Narodowy 

Fundusz Zdrowia). Wybor perspektywy podyktowany jest sposobem finansowania swiadczeh w ramach 

programow lekowych (bezptatnie dla pacjenta, program w 100% finansowany przez ptatnika 

publicznego). 

PrzyjQta perspektywa jest zgodna z Rozporzqdzeniem Ministra Zdrowia w sprawie wymagah 

minimalnych [19] oraz Wytycznymi HTA [1], 

4.2.3. Horyzont czasowy 

Analizy wpfywu na system ochrony zdrowia refundacji wismodegibu, stosowanego w leczeniu 

dorostych pacjentow z zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym przeprowadzono dla lat 

2016-2019 przyjmuj^c za datQ wejscia w zycie decyzji refundacyjnej dzieh 1 stycznia 2016 roku. 

PrzyjQcie powyzszego horyzontu czasowego obejmuje, zgodnie z Rozporz^dzenia o minimalnych 

wymaganiach przewidywany przedziat czasu wystarczaj^cy do ustalenia rownowagi na rynku 

(ustabilizowanie siQ liczby chorych kwalifikowanych do programu lekowego, pocz^wszy od trzeciego 

roku refundacji (szczegoty zobacz rozdz. 4.3.1, str. 18 oraz rozdz. 4.4.2, str. 27)) i nie krotszy niz 2 

lata od zajscia zmiany wynikaj^cej z wydania przez Ministra wtasciwego do spraw zdrowia decyzji o 

obj^ciu refundacji. [1, 19, 20] 
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4.2.4. Zrodta danych 

Wielkosc badanej populacji oraz aktualne udziaty w rynku uwzglQdnionych schematow leczenia 

oszacowano na podstawie opinii ekspertow medycznych [14, 15, 16] z 3 osrodkow zajmuj^cych siQ 

leczeniem chorych z rakiem podstawnokomorkowym. 

Zuzycie zasobow oszacowano na podstawie danych o rocznej liczbie pacjentow kwalifikuj^cych siQ 

do programu lekowego z zastosowaniem wismodegibu. Szczegotowe informacje zamieszczono 

w rozdziale 4.7. 

Prognozowan^. wielkosc udziatow po wprowadzeniu programu z zastosowaniem wismodegibu 

w leczeniu zaawansowanego raka podstawnokomorkowego oszacowano na podstawie danych 

sprzedazowych dotycz^cych dynamiki wejscia na rynek po rozpocz^ciu refundacji produktu 

leczniczego Erivedge®, w postaci liczby pacjentow wt^czanych do leczenia z zastosowaniem 

wismodegibu w Niemczech, Francji oraz Wielkiej Brytanii [6]. W zwi^zku z prognostycznym 

charakterem danych, wielkosc udziatow w rynku wismodegibu stosowanego w leczeniu 

zaawansowanego BCC moze bye obarczona niepewnosci^.. 

Dane, ktore postuzyty do wyznaczenia kosztow zostaty zaczerpni^te z najlepszych dost^pnych 

zrodet (taryfikatory optat Narodowego Funduszu Zdrowia [23-34] i Informator o umowach 

zawieraj^cy dane o liczbie i wartosci umow zawartych na 2014 rok przez wszystkie Oddziaty 

Wojewodzkie NFZ [8], taryfikator optat Ministerstwa Zdrowia [12]). 

Oszacowania cen uwzglQdnionych lekow obecnie refundowanych w rozwazanym horyzoncie 

czasowym przeprowadzono zgodnie z marzami obowi^zuj^cymi wedtug „Ustawy z dnia 12 maja 2011 

r. o refundacji lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow 

medycznych" [20], Cen^ zbytu netto produktu leczniczego Erivedge® 150 mg uzyskano od 

wnioskodawcy - Roche Polska Sp. z o.o. 

4.2.5. Porownywane scenariusze 

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia porownano skutki dla budzetu refundacyjnego 

Narodowego Funduszu Zdrowia dwoch scenariuszy sytuacyjnych: 

■ scenariusza „istniej^cego" (lata 2016-2019), zaktadaj^cego brak refundacji wismodegibu 

(produktu leczniczego Erivedge®) stosowanego w leczeniu dorosfych pacjentow 

z zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym w ramach programu lekowego. 

■ scenariusza „nowego" (lata 2016-2019), w ktorym wismodegib (od stycznia 2016 r.) uzyskuje 

refundacji w ramach programu lekowego w leczeniu dorostych pacjentow z zaawansowanym 

rakiem podstawnokomorkowym (laBCC, dmBCC). 

Ponizszy rysunek przedstawia zarys ogolnych zatozeh w porownywanych scenariuszach 

sytuacyjnych. 
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Rysunek 1 
Zarys zatozeh scenariusza „istniej^cego" i scenariusza „nowego" 

scenariusz 
„istniej^cy" 

Lata: 2016, 2017, 2018, 2019 

Brak refundacji wismodegibu (leku Erivedge®) w ramach programu 
lekowego w leczeniu zaawansowanego raka podstawnokomorkowego. 

Stan aktualny 
(rok 2015) 

 1  

scenariusz 
„nowy" 

Wismodegib (lek Erivedge®) od stycznia 2016 r. uzyskuje refundacji 
- w ramach programu lekowego w leczeniu zaawansowanego raka 

podstawnokomorkowego (laBCC, dmBCC). 

Scenariusz „istniej^cy": Wnioskowany program lekowy b^dzie obejmowat chorych, u ktorych 

standardowe metody leczenia BCC, jak chirurgia (radykalna) i radioterapia nie maj^. zastosowania - 

ze wzgl^du na wyjsciow^. nieoperacyjnosc zmiany lub indywidualne przeciwwskazania do 

zastosowania wspomnianych metod. Ze wzgl^du na rzadkosc wyst^powania przypadkow BCC 

spetniaj^cych opisane kryteria, oraz ich duz^, roznorodnosc, jak rowniez brak metod leczenia 

0 udowodnionej skutecznosci, standard post^powania w tej grupie chorych nie istnieje. 

W zwi^zku z powyzszym we wskazaniach okreslonych zapisami wnioskowanego programu 

zdrowotnego, tj. w leczeniu objawowego BCC z przerzutami do narz^dow odlegtych lub miejscowo 

zaawansowanego, jezeli nowotwor jest nieoperacyjny lub wyst^puj^. przeciwwskazania do leczenia 

chirurgicznego i radioterapii lub nast^pita progresja po radioterapii obecnie stosuje sIq 

zindywidualizowane leczenie paliatywne, obejmuj^ce zastosowanie (w monoterapii, sekwencyjnie lub 

w kombinacjach) zroznicowanych interwencji bez zatozenia wyleczenia, w tym leczenia ran, 

usmierzania bolu, opieki psychologicznej, leczenia miejscowego, terapii fotodynamicznej 

1 chemioterapii opartej na pochodnych platyny. 

Tabela 1 
Cz^stosc stosowania poszczegolnych terapii u pacjentow z miejscowo zaawansowanym rakiem 
podstawnokomorkowym niekwalifikujqcych si^ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii 

Schemat leczenia dmBCC laBCC 

Leczenie przeciwbolowe 

Opieka psychologiczna 

Terapia fotodynamiczna ■■ 

Terapia miejscowa 

Chemioterapia - cisplatyna 

Leczenie rany ■1 m 
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Produkt Erivedge® nie jest obecnie refundowany przez NFZ. Tylko jeden z ekspertow wskazat 

wismodegib jako opcjQ terapeutyczn^, w III rzucie choroby stosowan^. u pacjentow z BCC miejscowo 

zaawansowanym z przeciwskazaniem do chirurgii i radioterapii [18], 

Scenariusz „nowy": produkt leczniczy Erivedge® dost^pny w ramach programu lekowego od 

stycznia 2016 r. Realizowane w ramach programu lekowego swiadczenie opieki zdrowotnej obejmuje 

zastosowanie wismodegibu w ramach leczenia chorych z zaawansowanym rakiem 

podstawnokomorkowym (zobacz zat^cznik 5.1, str. 65). Poniewaz wismodegib nie jest obecnie 

finansowany w ramach programow lekowych, wprowadzenie refundacji w ramach „Lek6w dost^pnych 

w ramach programu" b^dzie siQ wi^zalo z utworzeniem nowej grupy limitowej. 

Szczegotowy opis zalozeh przyj^tych w scenariuszach przedstawiono w rozdziale 4.4, 4.5 oraz 4.7. 

4.2.6. Forma przedstawienia wynikow 

W analizie dla kazdego z poszczegolnych lat horyzontu czasowego oszacowano bezwzgl^dny 

(wyrazony w wartosciach monetarnych) wptyw na roczne koszty ptatnika publicznego (NFZ) 

wynikaj^cy z wprowadzenia wismodegibu w leczeniu doroslych pacjentow z lokalnie zaawansowanym 

(niekwalifikuj^cych sIq do leczenia chirurgicznego ani radioterapii) oraz objawowym rakiem 

podstawnokomorkowym z przerzutami odlegtymi (niekwalifikuj^cych sIq do leczenia chirurgicznego 

ani radioterapii), u ktorych mozna zastosowac wismodegib w ramach programu lekowego, 

w kolejnych latach horyzontu czasowego analizy. Zgodnie z Wytycznymi FITA przedstawiono 

(dla kazdego z poszczegolnych lat horyzontu czasowego) rowniez zuzycie zasobow w postaci liczby 

pacjentow w populacji docelowej leczonych w ramach rozwazanych terapii (zindywidualizowane 

leczenie paliatywne, wismodegib). Wyniki przedstawiono z perspektywy ptatnika publicznego za 

swiadczenia zdrowotne (Narodowy Fundusz Zdrowia). Dodatkowo w zat^czonym do niniejszej analizy 

pliku BIA_Erivedge.xlsm zamieszczono wyniki w podziale na populacje dmBCC oraz laBCC. 

Wptyw zmian w zatozeniach analizy na uzyskane wyniki badano w ramach analizy scenariuszy 

skrajnych - scenariusza minimalnego i maksymalnego. Zatozenia przyj^te w scenariuszu 

minimalnym i maksymalnym opisano w rozdziale 4.8.4.1. 

Wyniki analizy podstawowej oraz analizy scenariuszy skrajnych przedstawiono rowniez 

z uwzglQdnieniem proponowanego mechanizmu podzialu ryzyka. Opis instrumentu dzielenia ryzyka 

(ang. risk sharing scheme, RSS) zamieszczono w rozdziale 4.6. 

4.2.7. Dyskontowanie 

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia nie przeprowadzono dyskontowania kosztow, 

poniewaz ten typ analizy przedstawia przeplyw srodkow finansowych w czasie [1], 
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4.2.8. Wnioskowane warunki obj^cia refundacjq 

Obecnie substancja czynna wismodegib nie jest finansowana ze srodkow publicznych. Ponizej 

przedstawiono wnioskowane warunki obj^cia refundacj^.. 

Tabela 2 
Wnioskowane warunki obj^cia retunoacja produktu Erivedge® 

Parametr Warunki obj^cia refundacji 

Kategoria dostgpnosci 
refundacyjnej Lek dostgpny w ramach programu lekowego 

Poziom odptatnosci Bezplatnie* 

Grupa limitowa Nowa grupa limitowa 

Proponowana cena zbytu netto ^ ^^j^utki twarde, 150 mg, 28 kaps.: 

Proponowany instrument 
dzielenia ryzyka zobacz rozdziat 4.6 

'zgodnie z art. 14 Ustawy o refundacji [20] leki stosowane w ramach programu lekowego wydawane 
swiadczeniobiorcom bezpiatnie; 

Z uwagi na fakt, iz wismodegib nie jest obecnie finansowany w ramach programow lekowych, 

wprowadzenie refundacji preparatu Erivedge® jako „Leku dost^pnego w ramach programu" b^dzie 

siQ wi^zato z utworzeniem nowej grupy limitowej. Ponadto wg obowi^zuj^cego Obwieszczenia MZ 

[12] w ramach wykazu lekow dost^pnych w programach lekowych zadna z obecnie refundowanych 

substancji czynnych nie jest finansowana we wskazaniu leczenia zaawansowanego raka 

podstawnokomdrkowego (miejscowo zaawansowanego b^dz z przerzutami odlegtymi). Z uwagi na 

powyzsze pomimo tego, ze wnioskowane warunki obj^cia refundacji obejmuji utworzenie nowej, 

odr^bnej grupy limitowej nie ma koniecznosci wskazania dowodow naukowych spetnienia wymagah, 

o ktorych mowa w art. 15 ust. 3 pkt 1 Ustawy o refundacji [20] (art. 6 ust. 5 Rozporzidzenia 

o minimalnych wymaganiach). Utworzenie nowej, odr^bnej grupy limitowej w przypadku pozytywnej 

decyzji dotyczicej finansowania ze srodkow publicznych produktu leczniczego Erivedge® jest 

konieczne z uwagi na brak grupy limitowej, w ramach ktorej mogtaby odbywac sIq refundacja 

wismodegibu. 

4.2.9. Wspotczynnik compliance 

W analizie uwzglQdniono wskaznik compliance na poziomie 94,04% dla pacjentow z miejscowo 

zaawansowanym BCC i 96,25% dla pacjentow z objawowym BCC z przerzutami odlegtymi, co jest 

zgodne z srednii intensywnoscii dawkowania preparatu Erivedge zaczerpni^ti z badania ERIVANCE 

[2]. Przy czym wskaznik compliance uwzglQdniony zostat w modelu ekonomicznym, z ktorego 

zaczerpni^to do niniejszej analizy koszty zwi^zane m.in. z finansowaniem produktu leczniczego 

Erivedge®. 
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4.3. Oszacowanie populacji 

Obecnie stosowana klasyfikacja ICD-10 nie uwzglQdnia oddzielnej kategorii dla raka 

podstawnokomorkowego. Literatura naukowa i wszystkie rejestry nowotworowe t^cz^. szereg 

oddzielnych jednostek chorobowych, z wyt^czeniem czerniaka ztosliwego skory, w kategoriQ inne 

ztosliwe nowotwory skory, wspolnie sklasyfikowane pod kategori^ ICD-10: C44 - Inne nowotwory 

zfosliwe skory. Kategoria ta obejmuje raka podstawnokomorkowego, raka ptaskonablonkowego i typy 

mieszane. Kategoria ta okreslana jest rowniez mianem „nieczerniakowych nowotworow skory" (ang. 

non-melanoma skin cancer - NMSC). 

Rak podstawnokomorkowy oraz rak kolczystokomorkowy (ptaskonablonkowy; ang. squamous cell 

carcinoma - SCC) stanowi^. ponad 95% wszystkich przypadkow raka skory. Dane literaturowe 

wskazuj^,, iz rak podstawnokomorkowy jest najcz^sciej diagnozowanym rakiem skory, szacuje siQ, 

iz odsetek BCC wsrod catej grupy rakow skory stanowi 70-80% [5, 17]. Polskie badanie 

epidemiologiczne wskazuje na nieznacznie wyzszy odsetek BCC: 89,1% [22]. 

Nieczerniakowe nowotwory skory s^. najcz^sciej wyst^puj^cym typem nowotworow skory wsrod 

rasy kaukaskiej. NMSC zajmuj^. trzecie miejsce pod wzgl^dem cz^stosci wyst^powania w Polsce. 

Dane pochodz^ce z Krajowego Rejestru Nowotworow utrzymuj^., iz w 2012 roku w Polsce liczba 

nowych przypadkow NMSC wynosila t^cznie 12 608 [10], Odsetek potwierdzonych przypadkow NMSC 

wynosi odpowiednio 89% dla kobiet oraz 90% dla m^zczyzn [10]. Standaryzowany wspolczynnik 

zachorowalnosci w Polsce wynosi odpowiednio 18,8/100 000 dla m^zczyzn i 15,1/100 000 dla kobiet. 

Liczba zgonow z powodu nieczerniakowych nowotworow skory w 2012 roku wyniosla I^cznie 312 

przypadkow. Standaryzowany wspotczynnik umieralnosci jest wyzszy dla m^zczyzn i wynosi 

0,6/100 000, podczas gdy dla kobiet 0,2/100 000 [10], Rejestry nowotworowe nie prowadz^. 

ewidencji t^cznej liczby chorych na BCC, dlatego tez trudno okreslic chorobowosc tj. I^czn^, liczbQ 

pacjentow z nowotworami ztosliwymi skory w Polsce. [10] 

Tabela 3. 
Zapadalnosc i umieralnosc na inne nowotwory ztosliwe skory (ICD-10: C44) w 2012 roku w Polsce, 
na podstawie danych z Krajowego Rejestru Nowotworow [10] 

Ptec Liczba przypadkow Wspotczynnik standaryzowany 

Zapadalnosc 

Kobiety 6 719 15,1/100 000 

M^zczyzni 5 889 18,8/100 000 

Umieralnosc 

Kobiety 128 0,2/100 000 

M^zczyzni 184 0,6/100 000 

Zgodnie z danymi literaturowymi dotycz^cymi zapadalnosc! na BCC, na swiecie odnotowuje siQ 

staly wzrost przypadkow BCC, zwtaszcza w grupie czterdziestolatkow [17, 4], 
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4.3.1. Populacja docelowa 

Produkt leczniczy Erivedge® w postaci kapsutek twardych w dawce 150 mg zawieraj^cy 

wismodegib (zgodnie z zapisami programu lekowego (zobacz za+^cznik 5.1, str. 65)) wskazany jest 

w leczeniu dorostych pacjentow z: 

■ miejscowo zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym (laBCC - ang. locally advanced 

basal cell carcinoma), 

■ objawowym rakiem podstawnokomorkowym z przerzutami odlegtymi (dmBCC - ang. 

metastatic basal cell carcinoma; distant metastasis) 

niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii (nowotwor nieoperacyjny lub 

wystQpuj^. przeciwwskazania do leczenia chirurgicznego oraz nast^pita progresja po radioterapii lub 

radioterapia jest przeciwwskazana). 

Do programu lekowego w leczeniu chorych na zaawansowanego raka podstawnokomorkowego 

skory przy wykorzystaniu substancji czynnej wismodegib, zgodnie z projektem wnioskowanego 

programu lekowego kwalifikuj^. sIq chorzy spetniaj^cy m.in. nast^puj^ce kryteria (zobacz za^cznik 

5.1, str. 65): 

1) histologicznie potwierdzone rozpoznanie miejscowo zaawansowanego raka 

podstawnokomorkowego lub objawowego raka podstawnokomorkowego z przerzutami do 

narz^dow odlegtych; u pacjentow, gdzie: 

■ nowotwor musi bye uznany za nieoperacyjny b^dz musz^, wyst^powac przeciwwskazania 

do leczenia chirurgicznego 

o nawrot BCC w tej samej lokalizacji po zabiegu chirurgicznym i niewielkie 

prawdopodobiehstwo wyleczenia po kolejnej resekeji 

o przewidywane ryzyko znacz^cej niepetnosprawnosci i/lub deformacji po ewentualnym 

zabiegu chirurgicznym 

o inne przeciwskazania do leczenia chirurgicznego (np. usuni^cie czqsc! struktur 

twarzoczaszki, np. nosa, ucha, powieki, gatki ocznej; b^dz koniecznosc amputacji 

kohczyny) 

■ nast^pita progresja po radioterapii lub radioterapia jest przeciwskazana 

■ w przypadku pacjentow z podejrzeniem przerzutowego raka podstawnokomorkowego, 

przerzuty odlegle musz^. bye histopatologicznie potwierdzone jako ogniska raka 

podstawnokomorkowego 

2) stan sprawnosci 0-2 wg ECOG 

3) wykluczenie wspotistnienia innych nowotworow ztosliwych tzn. stanu po leczeniu lub w trakcie 

leczenia o zatozeniu paliatywnym (niezaleznie od odpowiedzi na leczenie) albo nieuzyskanie 

catkowitej remisji po leczeniu o zatozeniu radykalnym 

4) adekwatna wydolnosc narz^dowa okreslona na podstawie badah laboratoryjnych krwi 
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5) kobiety w wieku rozrodczym i m^zczyzni musz^. spetniac wymogi antykoncepcji zawarte 

w Prog ramie zapobiegania cigzy Erivedge. 

Kryteria kwalifikacji musz^. bye spetnione t^cznie. 

Nie odnaleziono badah epidemiologicznych opisuj^cych zapadalnosc lub chorobowosc na 

zaawansowanego BCC, z uwzglQdnieniem raka miejscowo zaawansowanego. Zidentyfikowano 

natomiast jedno aktualne, duze badanie epidemiologiczne oceniaj^ce zapadalnosc 

i rozpowszechnienie miejscowo zaawansowanych i przerzutowych nieczerniakowych rakow skory: 

Dacosta Byfield 2013 [5], Poniewaz, jak opisano wyzej, zdecydowan^, wi^kszosc (70-80%) 

przypadkow NMSC stanowi BCC, mozna przyj^c, ze wskazniki oszacowane dla zaawansowanych 

NMSC pozwalaj^. z akceptowalnym przyblizeniem okreslic cz^stosc wyst^powania 

zaawansowanego BCC. 

Badanie Dacosta Byfield 2013 [5] przeprowadzono w Stanach Zjednoczonych, poprzez analizQ 

danych zawartych w rejestrze osob ubezpieczonych Optum Research Database z rocznego okresu: 

od 1 stycznia 2010 do 31 grudnia 2010 roku. Analiz^. obj^to t^cznie dane 6 610 256 osob, wsrod 

ktorych zidentyfikowano 68 782 osoby z rozpoznaniem NMSC. Na podstawie kodow ICD-9-CM 

dokonano dalszej selekcji przypadkow NMSC do trzech kohort: NMSC z przerzutami (N=43), 

miejscowo zaawansowany NMSC (N=628) oraz „inne", w ramach ktorych wyodr^bniono liczbQ 

przypadkow ogotem {prevalent cases) oraz liczbQ nowych przypadkow {incident cases). Oszacowane 

na podstawie zgromadzonych danych wskazniki rozpowszechnienia i chorobowosci zaawansowanych 

NMSC, w populacji ogolnej oraz poszczegolnych grupach wiekowych, przedstawiono w tabeli ponizej. 

Tabela 4 
Zapadalnosc i rozpowszechnienie zaawansowanych NMSC w 2010 r. wg Dacosta Byfield 2013 [5] 

NMSC z przerzutami Miejscowo zaawansowane NMSC 

Kategoria Zapadalnosc 
/100 000* 
(95% CI) 

Rozpowszechnienie Zapadalnosc 
/100 000* /100 000* 
(95% CI) (95% CI) 

Rozpowszechnienie 
/100 000* 
(95% CI) 

0-17 - - 0,02 (0,00; 0,09) 0,02 (0,00; 0,09) 

18-24 - - 0,02 (0,00; 0,12) 0,02 (0,00; 0,12) 

25-34 - - - - 

Wiek 
35-44 - - 0,18 (0,10; 0,12) 0,21 (0,12; 0,34) 

[lata] 
45-54 0,01 (0,00; 0,07) 0,01 (0,00; 0,07) 0,41 (0,28; 0,58) 0,61 (0,45; 0,80) 

55-64 0,08 (0,03; 0,17) 0,21 (0,12; 0,34) 0,80 (0,61; 1,03) 1,24 (1,00; 1,52) 

65-74 0,05 (0,01; 0,14) 0,13 (0,06; 0,26) 1,41 (1,13; 1,75) 2,30 (1,92; 2,68) 

75+ 0,10 (0,04; 0,21) 0,29 (0,17; 0,46) 3,09 (2,65; 3,52) 5,27 (4,69; 5,84) 

Liczba przypadkow 
na 100 000 osob 0,238 0,645 5,926 9,665 

'wskaznik standaryzowany wiekiem na 100 tys. osob, wg struktury populacji USA w 2010 r. 
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Ze wzgl^du na wielkosc badanej populacji (6,6 mln osob), aktualnosc (dane z 2010 roku) i wysok^. 

precyzjQ (rozktad w grupach wiekowych) oszacowah oraz estymacjQ w tej samej probie wskaznikow 

epidemiologicznych dla obu poszukiwanych stadiow raka, tj. miejscowo zaawansowanego 

i przerzutowego (co umozliwia wtasciw^. ocen^ proporcji tych stadiow w t^cznej grupie 

zaawansowanych NMSC), badanie Dacosta Byfield 2013 [5] stanowi najlepsze dost^pne zrodto 

wskaznika chorobowosci. 

W celu oszacowania wielkosci populacji z zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym 

w Polsce dla stanu aktualnego oraz w kolejnych latach horyzontu czasowego wykorzystano liczb^ 

osob dorostych w podziale na grupy wiekowe na postawie prognozy Gtownego Urz^du Statystycznego 

dotycz^cej liczby ludnosci w Polsce w latach 2014-2019 [7] (zobacz ponizsza tabela). 

Tabela 5 
Liczba ludnosci w Polsce w podziale na grupy wiekowe [7] 

Grupa 
wiekowa 2014 2015 2016 2017 2018 2019 

18-24 3 383 522 3 244 824 3 102 562 2 979 755 2 872 721 2 774 871 

25-34 6 184 442 6 084 129 5 983 595 5 825 668 5 628 803 5 433 235 

35-44 5 699 930 5 835 857 5 945 377 6 062 617 6 181 381 6 258 938 

45-54 4 809 881 4 742 672 4 721 491 4 740 681 4 785 559 4 863 468 

55-64 5 588 257 5 564 553 5 491 031 5 393 010 5 284 697 5 165 745 

65-74 3 198 016 3 373 435 3 579 433 3 805 266 4 031 081 4 249 459 

75+ 2 667 116 2 697 223 2 711 966 2 708 229 2 706 103 2 708 564 

Oszacowanie t^cznej rocznej liczby chorych z miejscowo zaawansowanym rakiem 

podstawnokomorkowym oraz objawowym rakiem podstawnokomorkowym z przerzutami odlegtymi 

w danym roku kalendarzowym dla stanu aktualnego (rok 2015) oraz pierwszego roku wprowadzenia 

refundacji wismodegibu (2016 r.) szacowano jako suitiq uwzgl^dniaj^c^, chorobowosc wsrod liczby 

ludnosci z roku wczesniejszego oraz zapadalnosc w danym roku. Natomiast dla kolejnych trzech lat 

pocz^wszy od roku 2017, tj. roku drugiego po wprowadzeniu refundacji preparatu Erivedge® w 

ramach programu lekowego, wielkosc populacji docelowej skalkulowano wyt^cznie na podstawie 

informacji o wielkosci zapadalnosci na zaawansowanego raka postawnokomorkowego (laBCC, 

mBCC). Podejscie takie ma na celu przedstawienie skumulowanej liczby chorych, ktorzy potencjalnie 

kwalifikowac siQ b^d^. do terapii wismodegibem w pierwszym roku po wprowadzeniu jego refundacji 

w ramach programu lekowego, dla ktorych do tej pory nie byto skutecznej metody leczenia, a jedyn^. 

form^, postQpowania byto leczenie paliatywne. Natomiast w kolejnych latach po wprowadzeniu 

refundacji, pocz^wszy od roku 2017 liczby chorych potencjalnie kwalifikuj^cych siQ do leczenia w 

ramach programu lekowego stanowic b^d^. chorzy z noworozpoznan^. postaci^. miejscowo 

zaawansowanego raka podstawnokomorkowego oraz objawowego raka podstawnokomorkowego z 

przerzutami, dlatego w kalkulacjach postuzono sIq jedynie danymi dotycz^cymi zapadalnosci na 

laBCC oraz mBCC. Powyzsze podejscie ma poparcie w opinii eksperta, ze po pocz^tkowej kumulacji 

pacjentow w programie lekowym do programu lekowego w kolejnych latach horyzontu czasowego 

wt^czani b^d^. jedynie nowozdiagnozowani pacjenci. 
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Ponizsza tabela (Tabela 6) zestawia oszacowanie w wyzej opisany sposob t^cznej liczby chorych 

z NMSC z przerzutami oraz miejscowo zaawansowanego NMSC w oparciu o wskazniki chorobowosci 

i zapadalnosci z badania Dacosta Byfield 2013 [5] (Tabela 4) oraz prognozQ liczby ludnosci w Polsce 

w poszczegolnych grupach wiekowych [7] (Tabela 5). 

Tabela 6 
Liczba chorych z miejscowo zaawansowanym nieczerniakowym nowotworem skory 
oraz przerzutowym nieczerniakowym nowotworem skory w Polsce 

Rok NMSC z przerzutami Miejscowo 
zaawansowane NMSC L^cznie 

2015 
(stan aktualny) 33 531 565 

2016 34 539 573 

2017 9 211 221 

2018 9 214 223 

2019 9 217 226 

W celu wyznaczenia liczby osob z zaawanasowan^, postaci^, raka podstawnokomorkowego 

postuzono sIq polskim badaniem epidemiologicznym wskazuj^cym, ze odsetek BCC wsrod NMSC 

wynosi 89,1% [22], Ponizszej tabeli zestawiono liczby chorych z miejscowo zaawansowanym rakiem 

podstawonokomorkowym oraz objawowym rakiem podstawnokomorkowym z przerzutami w Polsce 

w latach 2015-2019. 

Tabela 7 
Liczba chorych z miejscowo zaawansowanym BCC oraz BCC z przerzutami w Polsce 

Rok mBCC laBCC L^cznie 

2015 
(stan aktualny) 30 473 503 

2016 30 481 511 

2017 8 188 197 

2018 8 191 199 

2019 8 193 202 

Zgodnie z kryteriami kwalifikacji do programu lekowego subpopulacja z mBCC ograniczona jest 

do grupy chorych z przerzutami do narz^dow odlegtych. Oszacowanie odsetka pacjentow 

z przerzutami do narz^dow odlegtych w populacji chorych z mBCC, kwalifikowanych do leczenia 

wismodegibem dokonano w oparciu o odsetek chorych z przerzutami do narz^dow odlegtych sposrod 

wszystkich chorych z przerzutami (mBCC) kwalifikowanych do badania ERIVANCE [2, 11], Nalezy 

podkreslic, ze badanie ERIVANCE [2] stanowi najlepsze zrodto danych okreslaj^ce cz^stosc 

wystQpowania przerzutow odlegtych wsrod ogotu chorych z przerzutowym rakiem 

podstawnokomorkowym (mBCC), bo okreslone zostato dla pacjentow spetniaj^cych kryteria 

kwalifikacji do wismodegibu [2], W przypadku chorych z dmBCC nie zastosowano zaw^zenia populacji 

do osob niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii z uwagi na brak takich 

danych. Jednak mozna uznac, ze tak zaawansowana postac nowotworu nie b^dzie kwalifikowac siQ 

do standardowych form leczenia. 
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Populacja pacjentow z miejscowo zaawansowanym rakiem postawnokomorkowym ograniczona 

jest natomiast do osob niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii (nowotwor 

nieoperacyjny lub wyst^puj^. przeciwwskazania do leczenia chirurgicznego oraz nast^pita progresja 

po radioterapii lub radioterapia jest przeciwwskazana). Z uwagi na brak danych literaturowych 

o czQstosci wystQpowania wyzej opisanego przeciwskazania do zastosowania zarowno leczenia 

chirurgicznego jak i radioterapii, postuzono siQ opini^. ekspertow medycznych dotycz^c^. odsetka 

pacjentow z laBCC, w populacji chorych z BCC oraz odsetka pacjentow z laBCC niekwalifikuj^cych siQ 

do chirurgii i radioterapii, w populacji chorych z BCC i na tej podstawie oszacowano odsetek chorych 

z laBCC niekwalifikuj^cych siQ do chirurgii i radioterapii wsrod t^cznej liczby chorych z laBCC. 

Odpowiedzi jednego z ekspertow [16] znacz^co odbiegaty od odpowiedzi dwoch pozostatych 

ankietowanych specjalistow (wartosci od 6-100-krotnie wyzsze niz odpowiedzi pozostatych 

ekspertow). Z tego wzgl^du w analizie podstawowej okreslaj^c wartosc tego parametru uwzglQdniono 

wyt^cznie opinie pozostatych dwoch ekspertow [14, 15]. 

Ponadto zatozono, ze nie wszyscy chorzy ze wzgl^du na indywidualn^. charakterystykQ b^d^. mogli 

przyjmowac wismodegib (patrz kryteria kwalifikacji do programu lekowego), dlatego populacji 

ograniczono do osob potencjalnie kwalifikuj^cych siQ do leczenia wismodegibem okreslon^, w oparciu 

o opiniQ ekspertow medycznych. 

W tabeli ponizej przedstawiono wartosci parametrow stanowi^cych podstaw^ do oszacowania 

liczebnosci populacji docelowej kwalifikuj^cej siQ do programu lekowego we wnioskowanym 

programie, wraz ze zrodtami tych wartosci. 

Tabela 8 
Parametry wykorzystane do oszacowania liczby pacjentow kwalifikuj^cych si^ do leczenia 
wismodegibem w ramach programu lekowego 

Parametr Wartosc Zrodto danych 

mBCC 

Odsetek pacjentow z przerzutami do 
narzadow odlegtych w populacji 

chorych z mBCC, kwalifikowanych do 
leczenia wismodegibem 

87,9% 
Badanie kliniczne ERIVANCE: 

29 chorych z przerzutami do narzgdow odlegtych 
na 33 z mBCC wtgczonych do badania [2, 11] 

Odsetek pacjentow z mBCC 
potencjalnie kwalifikujacych sig 

do leczenia wismodegibem 

laBCC 

Odsetek pacjentow z laBCC, 
w populacji chorych z BCC 

- 
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Parametr Wartosc Zrodto danych 

Odsetek pacjentow z laBCC 
niekwalifikujacych si^ do chirurgii 

i radioterapii, w populacji 
chorych z BCC - 

k J 

Odsetek pacjentow z laBCC 
potencjalnie kwalifikujacych sig 

do leczenia wismodegibem 

Wykorzystuj^c powyzsze dane (Tabela 8) oraz informacje o liczbie chorych z miejscowo 

zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym (laBCC) oraz objawowym rakiem 

podstawnokomorkowym z przerzutami (mBCC) w Polsce (Tabela 7) oszacowano liczebnosc populacji 

spetniaj^cej kryteria kwalifikuj^cej do programu lekowego z udziatem wismodegibu w kolejnych 

latach horyzontu czasowego (lata 2016-2019) oraz w stanie aktualnym (rok 2015). Liczby chorych 

przedstawiono w postaci zaokr^glonej do wartosci catkowitych, natomiast w kalkulatorze 

{BIA_Erivedge.xlsm) oszacowania przeprowadzono na wartosciach niezaokr^glonych. 
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4.3.1.1. Oszacowanie liczebnosci populacji - zestawienie 

W tabeli ponizej zestawiono oszacowanie liczebnosci populacji: 

a) obejmuj^cej wszystkich pacjentow, u ktorych wnioskowana technologia moze bye zastosowana 

(tj. zgodnej z charakterystyk^. produktu leczniczego Erivedge® [3]). W oszacowaniu populacji 

z mBCC oraz laBCC przyj^to wartosci z Tabela 7, dodatkowo w kalkulacji osob z laBCC 

niekwalifikuj^cych sIq do leczenia chirurgicznego ani radioterapii przyj^to odsetek 

(zobacz Tabela 9). Szczegotowe oszacowania zamieszczono w kalkulatorze zat^czonym 

do analizy (plik BIA_Erivedge.xlsm, arkusz Populacja); 

b) docelowej, wskazanej we wniosku (tj. liczba pacjentow z objawow^. BCC z przerzutami 

odlegtymi oraz postaci^. lokalnie zaawansowan^. niekwalifikuj^cych sIq do leczenia 

chirurgicznego ani radioterapii, u ktorych mozna zastosowac wismodegib); 

c) w ktorej wnioskowana technologia jest obecnie stosowana - Zgodnie z wynikami ankiety (dane 

z kart pacjentow) [18] wismodegib jest obecnie stosowany u 1 pacjenta z laBCC oraz 

u 1 pacjenta z mBCC. Lek nie jest finansowany obecnie z budzetu NFZ. 

Zgodnie z rozporz^dzeniem o minimalnych wymaganiach [19] przedstawiono rowniez roczn^. 

liczebnosc populacji, w ktorej wnioskowana technologia b^dzie stosowana przy zatozeniu, ze Minister 

Zdrowia wyda pozytywn^, decyzjQ o obj^ciu refundacj^. (szczegoty oszacowania znajduj^, sIq 

w rozdziale 4.4.2). 

Tabela 10 
Zestawienie oszacowah liczebnosci populacji 

Roczna liczba pacjentow 

Populacja Rok 2015 - 
stan 

aktualny 
Rok 2016 Rok 2017 Rok 2018 

Populacja pacjentow, u ktorych 
wnioskowana technologia moze 
bye zastosowana 

103 104 37 38 38 

Populacja docelowa wskazana we 
wniosku 90 91 33 33 34 

Populacja pacjentow, u ktorych 
wnioskowana technologia jest 
obecnie stosowana 

2 - - - 

Pacjenci, u ktorych wnioskowana 
technologia bgdzie stosowana 
w przypadku pozytywnego 
rozpatrzenia wniosku (scenariusz 
„nowy") 

- 45 68 45 34 

4.4. Udziaty w rynku 

4.4.1. Stan aktualny, scenariusz „jstniej^cy" 

Biez^ce udziaty w rynku terapii aktualnie stosowanych i finansowanych z budzetu NFZ 

w rozpatrywanej populacji docelowej oszacowano na podstawie udziatow okreslonych przez 
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ekspertow medycznych bior^cych udziat w badaniu ankietowym [14-16], Nalezy miec na uwadze, ze 

opinie ekspertow mog^, cechowac siQ pewn^. doz^. niepewnosci ze wzgl^du na bardzo 

zindywidualizowane podejscie poszczegolnych osrodkow do leczenia chorych z zaawansowanym BCC. 

W tabeli ponizej przedstawiono oszacowany udziat w rynku uwzglQdnionych terapii stosowanych 

w leczeniu laBCC oraz dmBCC, niekwalifikuj^cych sIq do leczenia chirurgicznego ani radioterapii 

w stanie aktualnym oraz w scenariuszu „istniej^cym". PrzyjQto przy tym utrzymanie sIq udziakj 

poszczegolnych sktadowych zindywidualizowanego leczenia paliatywnego (stanowi^cego aktualnie 

jedyne postepowanie medyczne u ww. chorych) w catym rozpatrywanym horyzoncie czasowym. 

Nalezy miec na uwadze, ze zindywidualizowane leczenie paliatywne, obejmuje stosowanie 

zroznicowanych interwencji (w tym procedur i lekow uwzgl^dnionych w ramach leczenia ran, 

usmierzania bolu, opieki psychologicznej, leczenia miejscowego, terapii fotodynamicznej 

i chemioterapii opartej na pochodnych platyny) w monoterapii, sekwencyjnie lub w kombinacjach, 

przez co udziaty poszczegolnych opcji medycznych sumuj^siQ do wartosci przekraczaj^cej 100%. 

Tabela 11 
Udziaty uwzgl^dnionych schematow - stan aktualny, scenariusz „istniej^cy" 

Schemat leczenia 

Stan 
aktualny Scenariusz „istniej^cy" 

2015 2016 2017 2018 2019 

dmBCC 

Produkt leczniczy Erivedge® 0% 0% 0% 0% 0% 

Zindywidualizowane 
leczenie paliatywne: 100% 100% 100% 100% 100% 

Leczenie przeciwbolowe 

Opieka psychologiczna 

Terapia fotodynamiczna 

Terapia miejscowa 

Chemioterapia - cisplatyna ■■ 

Leczenie rany 

laBCC 

Produkt leczniczy Erivedge® 0% 0% 0% 0% 0% 

Zindywidualizowane 
leczenie paliatywne: 100% 100% 100% 100% 100% 

Leczenie przeciwbolowe 

Opieka psychologiczna 

Terapia fotodynamiczna wm mm ■■ ■1 ■i 

Terapia miejscowa 

Chemioterapia - cisplatyna ■■ 

Leczenie rany 
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4.4.2. Scenariusz „nowy" 

Zatozono, ze w scenariuszu „nowym" (wprowadzenie finasowania ze srodkow publicznych 

wismodegibu w ramach programu lekowego) wszyscy pacjenci z populacji docelowej zostan^. obj^ci 

terapi^. wismodegibem. UwzglQdniono przy tym dynamikQ kwalifikacji pacjentow do programu 

lekowego. Prognozowan^, wielkosc populacji comiesiQcznie wt^czanej do programu z udziatem 

wismodegibu oszacowano na podstawie danych sprzedazowych obrazuj^cych dynamikQ wejscia 

na rynek produktu leczniczego Erivedge® [6], Z dostarczonych od Wnioskodawcy materiatow [6] 

do kalkulacji dynamiki kwalifikacji do programu wykorzystano dane w postaci liczby pacjentow 

wt^czanych do leczenia z zastosowaniem wismodegibu. Przy wyborze krajow, ktore stanowic b^d^. 

podstawQ oszacowah dynamiki kwalifikacji do programu kierowano siQ nast^puj^cymi kryteriami: 

■ kraj europejski; 

■ zblizona szerokosc geograficzna, co wi^ze siQ z podobn^. ekspozycja na promieniowanie UV, 

ktora petni istotn^. rolQ w rozwoju raka podstawnokomorkowego; oraz 

■ odpowiednio dtugi okres obecnosci na rynku produktu Erivedge® (co najmniej 12 miesi^cy). 
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Wykres 1. 
Liczba pacjentow kwalifikowanych do leczenie wismodegibem we Francji, Niemczech oraz Wielkiej 
Brytani 

Z uwagi na fakt, iz nie mozna okreslic, jak proces kwalifikacji do programu lekowego b^dzie 

wygl^dat w Polsce, wyznaczaj^c dynamikQ wt^czania do programu wykorzystano zagregowane dane 

dla Niemiec, Francji oraz Wielkiej Brytanii. Powyzsze potwierdza przyj^te w niniejszej analizie 

zatozenie, ze nie wszyscy pacjenci potencjalnie spetniaj^cy kryteria kwalifikacji do programu 

lekowego w pierwszym roku jego trwania zostan^obj^ci leczeniem wismodegibem w pierwszym roku, 

a czqsc z nich dopiero w drugim roku rozpocznie leczenia produktem leczniczym Erivedge®. 

Potwierdza to takze opinia eksperta medycznego, ze najwi^cej chorych b^dzie kwalifikowanych 

do leczenia z udziafem wismodegibu w 1. i 2. roku trwania programu lekowego. 

Ponizej wypunktowano zatozenia, na podstawie ktorych oszacowano dynamikQ wt^czania do 

programu lekowego w pocz^tkowym okresie po rozpocz^ciu refundacji wismodegibu w ramach 

programu lekowego. Dynamika kwalifikacji w dwoch pierwszych latach trwania programu lekowego 

zostafa wyznaczona przy zafozeniu, ze wszyscy chorzy spetniaj^cy kryteria wt^czenia do programu 

lekowego (populacja docelowa) zostan^do niego zakwalifikowani w latach 2016-2017: 

■ dynamikQ kwalifikacji do programu w ci^gu pierwszych 19 miesi^cy przyj^to w oparciu o dane 

zagregowane dla Niemiec, Francji oraz Wielkiej Brytanii (odpowiednio przeskalowane, aby 

uwzglQdnic zatozenie, ze wszyscy chorzy kwalifikuj^cy sIq do terapii w 1. roku horyzontu 

zostan^. w+^czeni do leczenia w ci^gu 2-6ch pierwszych lat trwania programu); 

■ dla okresu od 20 do 24 miesi^ca (tj. sierpieh -grudzieh 2017 r.) trwania programu lekowego, 

przyj^to stafy spadek liczby chorych (w oparciu o regresjQ liniow^.) co miesi^c kwalifikowanych 

do programu lekowego. Regresje liniow^. wyznaczono uwzglQdniaj^c liczby chorych 

kwalifikowanych do programu w 19 miesi^cu (lipiec 2017 r.) oraz pierwszym miesi^cu 3. roku 

horyzontu czasowego (styczeh 2018 r.); 

■ dodatkowo zafozono, ze wszyscy nowozdiagnozowani pacjenci w roku 2017 (2-gi rok 

programu) zostan^. obj^ci leczeniem z udziafem wismodegibu w danym roku, tj. 2017 r. 
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W trzecim oraz czwartym roku trwania programu (lata 2018-2019) przyj^to rownomierny naptyw 

pacjentow nowozdiagnozowanych do programu oraz wt^czenie do leczenia wszystkich chorych 

rozpoznanych w danym roku. Tym samym w 3. i 4. roku zostanie osi^gni^ta stabilizacja liczby 

chorych miesi^cznie kwalifikowanych do programu lekowego, w ramach ktorego refundowany b^dzie 

wismodegib. 

Zestawienie danych dotycz^cych procentowego rozktadu chorych rozpoczynaj^cych leczenie 

wismodegibem w Niemczech, Francji oraz Wielkiej Brytanii, oraz oszacowane na podstawie najlepiej 

dopasowanej do ww. danych liniQ regresji przedstawiono w ponizszej tabeli. Z uwagi na fakt, iz dane 

dla Francji obejmuj^ okres krotszy o 2 miesi^ce od danych dla Niemiec i Wielkiej Brytanii, dla 

miesi^ca 18 i 19 przyj^to dane z ostatniego dost^pnego miesi^ca, tj. 4 pacj./miesi^c. Przyj^cie 

utrzymania siQ na statym poziomie liczby pacjentow kwalifikowanych do wismodegibu we Francji jest 

zatozeniem konserwatywnym ze wzgl^du na obserwowany spadek liczby chorych juz od 8 miesi^ca 

po rozpoczQciu refundacji produktu leczniczego Erivedge®. Na wykresie (Wykres 2) przedstawiono 

testowano linie trendu, najlepiej dopasowan^, lini^, trendu jest regresja pot^gowa o rownaniu y = 

0,02867xo'27599). 

Wykres 2 
Dynamika kwalifikacji w oparciu o dane dla Niemiec, Francji oraz Wielkiej Brytanii oraz najlepiej 
dopasowana linia trendu 
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Odsetki pacjentow kwalifikowanych w pierwszych 19 miesi^cach przeskalowano (mnoz^c 

miesiQczn^. zmianQ przez wartosc 19/24) zaktadaj^c, ze wszyscy chorzy spetniaj^cy kryteria w+^czenia 

do programu lekowego (populacja docelowa) zostan^, do niego zakwalifikowani w latach 2016-2017 

(patrz ponizsza tabela). Dla okresu od 20 do 24 miesi^ca (tj. sierpieh-grudzieh 2017 r.) trwania 

programu lekowego, przyj^to staty spadek liczby chorych (w oparciu o regresjQ liniow^,) co miesi^c 

kwalifikowanych do programu lekowego. Regresje liniow^. wyznaczono uwzglQdniaj^c liczby chorych 

kwalifikowanych do programu w 19 miesi^cu (lipiec 2017 r.) oraz pierwszym miesi^cu 3. roku 

horyzontu czasowego (styczeh 2018 r.). W ponizszej tabeli przedstawiono wyniki przeprowadzonych 

oszacowah (szczegofy kalkulacji znajduj^siQ w pliku BIA_Erivedge.xlsm). 

Tabela 13 
Dynamika kwalifikacji do programu lekowego w pierwszych dwoch latach po rozpocz^ciu refundacji 
wismodegibu 

Rozktad miesi^czny dynamiki kwalifikacji do programu lekowego 
Miesi^c 

2016 rok 2017 rok 

styczeri 2,3% 4,7% 

luty 2,8% 4,8% 

marzec 3,1% 4,9% 

kwiecien 3,4% 4,9% 

maj 3,6% 5,0% 

czerwiec 3,8% 5,1% 

lipiec 3,9% 5,2% 

sierpien 4,1% 5,3%* 

wrzesien 4,2% 4,7%* 

pazdziernik 4,3% 4,2%* 

listopad 4,5% 3,6%* 

grudzien 4,6% 3,1%* 

regresja liniowa 

W trzecim i czwartym roku trwania programu (lata 2018-2019) zatozono rownomierny napfyw 

pacjentow nowozdiagnozowanych do programu oraz wt^czenie wszystkich chorych rozpoznanych 

w danym roku. Z uwagi na powyzsze odsetek pacjentow miesi^cznie kwalifikowanych do programu 

lekowego wyniesie 8,3% (=Vi2)- Ponizsza tabela zestawia liczby chorych co miesi^c kwalifikowanych 

do programu lekowego. 
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Udziat w rynku oszacowano jako proporcjQ pacjentow wt^czonych w danym roku do programu 

lekowego oraz pacjentow potencjalnie spetnianiach kryteria kwalifikacji do leczenia z udziatem 

wismodegibu. Przy czym z uwagi na zatozenie naptywu chorych kwalifikuj^cych siQ do terapii 

w pierwszym roku w ci^gu dwoch pierwszych lat trwania programu lekowego, populacjQ pacjentow 

potencjalnie kwalifikuj^cych sIq do terapii produktem leczniczym Erivedge® w drugim roku horyzontu 

czasowego oszacowano, jako suitiq populacji chorych, ktorzy nie zakwalifikowali siQ do programu 

w pierwszym roku oraz nowozdiagnozowanych pacjentow, spetniaj^cych kryteria kwalifikacji 

do programu lekowego w roku 2017, PrzyjQto ponadto, ze naptyw pacjentow do programu odbywa 

siQ proporcjonalnie do wielkosci populacji docelowej w ramach populacji chorych z laBCC oraz 

dmBCC. Ponizsza tabela zestawia udziafy w rynku w kolejnych trzech latach horyzontu czasowego, 

przy zafozeniu scenariusza „nowego". 

Tabela 15 
Udziaty uwzgl^dnionych schematow - scenariusz „nowy" 

Schemat leczenia 
Scenariusz „nowy" 

2016 2017 2018 2019 

dmBCC 

Produkt leczniczy Erivedge® 61% 100% 100% 100% 

Zindywidualizowane 
leczenie paliatywne: 39% 0% 0% 0% 

Leczenie przeciwbolowe 

Opieka psychologiczna 

Terapia fotodynamiczna 

Terapia miejscowa 

Chemioterapia - cisplatyna 

Leczenie rany m ■1 wm 

laBCC 

Produkt leczniczy Erivedge® 61% 100% 100% 100% 

Zindywidualizowane 
leczenie paliatywne: 39% 0% 0% 0% 

Leczenie przeciwbolowe 

Opieka psychologiczna 

Terapia fotodynamiczna 

Terapia miejscowa 

Chemioterapia - cisplatyna 

Leczenie rany m ■i WM 

Podobnie jak w analizie ekonomicznej, zafozono, ze po przerwaniu terapii w ramach programu 

lekowego wszyscy pacjenci otrzymaj^. zindywidualizowane leczenie paliatywne obejmuj^ce 

zastosowanie zroznicowanych procedur i lekow w ramach leczenia ran, usmierzania bolu, opieki 
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psychologicznej, leczenia miejscowego, terapii fotodynamicznej i chemioterapii opartej na 

pochodnych platyny, przy czym zatozono utrzymanie siQ udziatu poszczegolnych sktadowych 

zindywidualizowanego leczenia paliatywnego w catym rozpatrywanym horyzoncie czasowym na 

poziomie ze stanu aktualnego. 

Nalezy miec na uwadze, ze nie oszacowano udziatow zindywidualizowanego leczenia paliatywnego 

stosowanego po przerwaniu terapii wismodegibem w ramach programu lekowego. Jednakze zuzycie 

zindywidualizowanego leczenia paliatywnego u ww. osob b^dzie uwzgl^dnione w kosztach 

zaczerpni^tych z modelu ekonomicznego (zobacz rozdziat 4.5). 

4.5. Koszty 

Ze wzgl^du na zindywidualizowan^. sciezkQ terapeutyczn^. w zaleznosci od przebiegu choroby 

koszty do analizy BIA zaczerpni^to z modelu decyzyjnego. Szczegotowy opis kosztow jednostkowych 

i zuzycia zasobow znajduje siQ w analizie CUA [9], 

W tabelach ponizej zestawiono srednie roczne koszty przypadaj^ce na pacjenta zaczerpni^te 

z modelu decyzyjnego skonstruowanego w ramach analizy CUA. Z uwagi na stopniow^. dynamikQ 

kwalifikacji pacjentow do programu lekowego z modelu wyznaczono koszty osobno dla pacjentow 

kwalifikowanych w kolejnych miesi^cach do programu lekowego, uwzglQdniaj^c przy tym czas terapii 

od momentu rozpocz^cia leczenia w programie do kohca danego roku. PrzyjQte w oparciu o model 

ekonomiczny koszty odzwierciedlaj^, smiertelnosc (w grupie: zindywidualizowane leczenie paliatywne 

oraz wismopdegib) oraz przerwanie leczenia wismodegibem. W celu obliczenia kosztow 

porownywanych w analizie schematow chemioterapii, przyj^to perspektywQ ptatnika publicznego 

za uskjgi zdrowotne (NFZ). W analizie uwzgl^dniono nast^puj^ce medyczne koszty bezposrednie: 

■ koszty wismodegibu, 

■ koszty diagnostyki i monitorowania w programie lekowym, 

■ koszty zindywidualizowanego leczenia paliatywnego, obejmuj^cego procedury i leki 

uwzgl^dnione w ramach leczenia ran, usmierzania bolu, opieki psychologicznej, leczenia 

miejscowego, terapii fotodynamicznej i chemioterapii opartej na pochodnych platyny, 

uwzglQdniaj^ce rowniez koszty monitorowania zindywidualizowanego leczenia paliatywnego. 

4.5.1. Koszty wismodegibu 

Stan aktualny, scenariusz „istniej^cy": Zgodnie z aktualnym Obwieszczeniem MZ [12] 

wismodegib nie jest finansowany ze srodkow publicznych, w zwi^zku z powyzszym w scenariuszu 

„istniej^cym" przyj^to, ze ptatnik publiczny nie ponosi kosztow leczenia chorych z laBCC oraz dmBCC 

z udziatem produktu Erivedge®. 

Scenariusz „nowy": PrzyjQto, ze produkt leczniczy Erivedge® b^dzie finansowany w ramach 

programu lekowego u chorych z laBCC oraz dmBCC od stycznia 2016 r. 
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Podmiot odpowiedzialny za produkt leczniczy Erivedge® we wniosku o obj^cie refundacfo 

i ustalenia urz^dowej ceny zbytu leku wnioskuje o ustalenie ceny zbytu netto za opakowanie 

jednostkowe produktu na poziomie Wnioskowana urz^dowa cena zbytu opakowania 

jednostkowego wynosi (jest to cena zbytu netto powi^kszona o podatek od towarow 

i uskjg VAT liczony od ceny zbytu netto, tj. powi^kszona o 8% [20]). 

Wnioskodawca wnioskuje o umieszczenie produktu Erivedge® w nowej grupie limitowej 

na wykazie refundowanych lekow, srodkow spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego 

oraz wyrobow medycznych - B. Leki dostqpne w ramach programu lekowego. Ponizsza tabela 

przedstawia wyznaczenie ceny hurtowej brutto produktu leczniczego Erivedge® wpisanego do wykazu 

lekow refundowanych oraz kwotQ refundacji NFZ. 

Tabela 16 
Wyznaczenie ceny hurtowej brutto, limitu finansowania oraz kwoty refundacji za opakowanie 
jednostkowe produktu leczniczego Erivedge® - bez uwzgl^dnienia RSS 

Element informacji o produkcie leczniczym 
/sktadowa wyznaczenia kosztu Informacje 

Nazwa, postac i dawka leku 

Erivedge®, 
Opakowanie jednostkowe: Butelka HDRE z nakr^tk^ 
uniemozliwiaj^c^ otwarcie dzieciom zawieraj^ca 28 

twardych kapsutek. Kazde opakowanie zawiera jedna 
butelkp. [3] 

Substancja czynna wismodegib 
(1 kapsutka zawiera 150 mg wismodegibu) 

Kod EAN1 5902768001020 

Zawartosc opakowania jednostkowego 4 200 mg (28 x 150 mg) [3] 

FDD2 150 mg 

Liczba PDD / opakowanie jednostkowe 28 PDD 
(iloraz zawartosci opakowania jednostkowego i PDD) 

Cena zbytu netto3 

Urzidowa cena zbytu 
(cena zbytu netto powiikszona o podatek 

od towarow i ustug 8%) 
Cena hurtowa 

(urzidowa cena zbytu powiikszona o marzi 
hurtow^ 5%) , 0 5) 

Zatozenie dotyczqce grupy limitowej nowa grupa limitowa 

Wysokosc limitu finansowania4 

Kategoria odptatnosci swiadczeniobiorcy5 bezptatnie 

Wysokosc doptaty swiadczeniobiorcy6 0,00 PLN 

Kwota refundacji NFZ6 

1 Obwieszczenie Prezesa Urz^du Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobow Medycznych i Produktow Biobojczych z dnia 
18 marca 2014 r. w sprawie ogloszenia Urz^dowego Wykazu Produktow Leczniczych Dopuszczonych do Obrotu 
na terytorium Rzeczypospolitej Polskiej [13]; 
2 na stronie WHO [21] nie znaleziono informacji o ODD, przyj^to zatem najcz^sciej stosowan^ dawk^ dobow^ (PDD) 
w oparciu o ChPL oraz projekt wnioskowanego programu lekowego (zobacz zal^cznik 5.1, str. 65): jedna kapsutka 150 
mg, przyjmowana raz na dob^ [3]; 
3 informacja uzyskana od Wnioskodawcy firmy Roche Polska Sp. z o.o.; 
4 z uwagi na fakt, iz o refundacji ubiega sii jedno opakowanie produktu leczniczego Erivedge® utworzy ono podstawi 
limitu w nowej grupie limitowej; 
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5 zgodnie z zapisami art. 14 ust. 1 pkt 1 Ustawy o refundacji [20]; 
6 zgodnie z zapisami art. 6 ust. 8 Ustawy o refundacji [20] 

W ponizszej tabeli zestawiono koszty zaczerpni^te z modeli farmakoekonomicznych dotycz^ce 

kosztow finansowania przez ptatnika publicznego produktu leczniczego Erivedge® w populacji chorych 

z miejscowo zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym oraz objawowym rakiem 

podstawnokomorkowym z przerzutami odlegfymi, obj^tych leczeniem w ramach programu lekowego 

(zobacz zat^cznik 5.1). Z uwagi na stopniowa dynamikQ kwalifikacji pacjentow do programu lekowego 

z modelu wyznaczono koszty osobno dla pacjentow kwalifikowanych w poszczegolnych miesi^cach 

danego roku, uwzglQdniaj^c przy tym czas terapii od momentu rozpocz^cia leczenia w programie do 

kohca roku. PrzyjQte z modelu ekonomicznego koszty odzwierciedlaj^, smiertelnosc oraz przerwanie 

leczenia wismodegibem. 

Tabela 17 
Koszt roczny terapii wismodegibem jednego chorego, uzalezniony od miesi^ca, w ktorym nast^pita 
kwalifikacja do programu, bez uwzgl^dnienia RSS [PLN] 

Miesi^c 
Koszt roczny terapii pacjenta wt^czonego w miesi^cu okreslonym w kolumnie 

..Miesiac kwalifikacji do programu" 
kwalifikacji 

do dmBCC laBCC 

programu 1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

styczeh 

luty 

marzec 

kwiecieh 

maj 

czerwiec 

lipiec 

sierpien 

wrzesien 

pazdziernik 

listopad H 

grudzien 

Przyktadowo koszty finansowania wismodegibu u chorych z dmBCC zakwalifikowanych 

do programu lekowego w styczniu 2016 roku (wiersz „styczeh", kolumny „dmBCC") wynosz^. 

Odpowiednio w pierwszym (2016 r.), drugim (2017 

r.), trzecim (2018 r.) oraz czwartym (2019 r.) roku horyzontu czasowego. Natomiast koszt 

finasowania leku u pacjenta z laBCC w+^czonego do programu lekowego w pazdzierniku 2017 r. (drugi 

rok trwanla programu) wynlos^. odpowiednio w pierwszym 

(2017 r.), drugim (2018 r.) oraz trzecim (2019 r.) roku terapii w programie. 
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4.5.2. Koszty diagnostyki i monitorowania leczenia w programie lekowym 
(scenariusz „nowy") 

Z uwagi na postac wismodegibu (kapsutki twarde) przyj^to, ze wszyscy pacjenci przyjmuj^. lek 

w warunkach domowych (po wczesniejszym wydaniu leku w trybie ambulatoryjnym). W niniejszej 

analizie nie doliczono zatem kosztu zwi^zanego z podaniem leku, zatozono bowiem, ze wydanie leku 

odbywac sIq b^dzie w ramach swiadczenia przyj^cie pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwi^zane 

z wykonaniem programu, tj. monitorowaniem skutecznosci oraz bezpieczehstwa stosowania 

wismodegibu. 

Zgodnie z projektem programu lekowego (zobacz zat^cznik 5.1) badania zwi^zane 

z monitorowaniem bezpieczehstwa leczenia wismodegibem wykonuje siQ w czasie 6 pierwszych 

tygodni leczenia a nast^pnie nie rzadziej niz co 8 tygodni - przed decyzj^o kontynuowaniu leczenia. 

W przypadku kobiet w wieku rozrodczym przepisanie wismodegibu powinno bye ograniczone do 28 

dni terapii, kontynuacja leczenia jest mozliwa wyt^cznie po uzyskaniu ujemnego wyniku testu 

ci^zowego z probki krwi. Stuz^ca monitorowaniu skutecznosci terapii wismodegibem ocena kliniczna 

wraz z dokumentacj^fotograficzn^. widocznych zmian oraz badanie TK lub RM odpowiedniego obszaru 

w przypadku zmian przerzutowych lub miejscowo zaawansowanego BCC ze zmianami mierzalnymi 

wg RECIST powinna odbywac siQ nie rzadziej niz co 8 tygodni. Szczegoty kalkulacji kosztow 

diagnostyki chorych z laBCC oraz dmBCC w ramach programu lekowego znajduj^. siQ analizie 

ekonomicznej [9]. 

Ponizsza tabela zestawia zaczerpni^te z modeli farmakoekonomicznych koszty ponoszone przez 

ptatnika publicznego na diagnostyki oraz monitorowanie w programie lekowym w populacji chorych 

z miejscowo zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym oraz objawowym rakiem 

podstawnokomorkowym z przerzutami odlegtymi. Z uwagi na stopniowa dynamiki kwalifikacji 

pacjentow do programu lekowego z modelu wyznaczono koszty osobno dla pacjentow 

kwalifikowanych w poszczegolnych miesiicach danego roku, owzglidniaj^c przy tym czas terapii od 

momentu rozpoczQcia leczenia w programie do kohca roku. 

Tabela 18 
Koszt roczny diagnostyki oraz monitorowania w ramach programu lekowego jednego pacjenta - 
koszt uzalezniony od miesi^ca, w ktorym nast^pita kwalifikacja do programu [PLN] 

Koszt roczny monitorowania i diagnostyki pacjenta wtgezonego w danym miesigcu 

kwalifikacji 
do dmBCC laBCC 

programu 1. rok 2. rok 3. rok 4. rok 1. rok 2. rok 3. rok 4. rok 
terapii terapii terapii terapii terapii terapii terapii terapii 

styczen 3 513 737 167 63 3 325 1 427 745 465 

luty 3 343 876 190 65 3 122 1 533 799 456 

marzec 3 184 1 008 208 70 2 946 1 626 825 478 

kwiecien 3 001 1 160 230 76 2 759 1 726 864 497 

maj 2 736 1 381 264 81 2 506 1 863 930 517 

czerwiec 2 493 1 584 292 89 2 287 1 984 963 543 

lipiec 2 224 1 807 326 96 2 052 2 115 1 011 565 
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Miesi^c 
Koszt roczny monitorowania i diagnostyki pacjenta wf^czonego w danym miesi^cu 

(okreslonym w kolumnie ..Miesiqc kwalifikacji do programu") 
kwalifikacji 

do dmBCC laBCC 

programu 1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

sierpien 1 855 2 110 380 104 1 734 2 294 1 092 589 

wrzesien 1 537 2 365 425 115 1 459 2 452 1 134 620 

pazdziernik 1 206 2 625 481 125 1 164 2 622 1 195 647 

listopad 779 2 946 564 141 768 2 852 1 278 692 

grudzien 434 3 193 644 153 432 3 045 1 350 712 

4.5.3. Koszty zindywidualizowanego leczenia paliatywnego 

Stan aktualny, scenariusz „istniej^cy" 

Koszty zindywidualizowanego leczenia paliatywnego dla stanu aktualnego oraz scenariusza 

„istniej^cego" przyj^to w oparciu o dane dla komparatora z model! dla laBCC oraz dmBCC. Ponizsza 

tabela zestawia roczne koszty zindywidualizowanego leczenia paliatywnego, przy czym 

wyszczegolniono populacjQ chorych nowozdiagnozowanych oraz kontynuuj^cych leczenie 

i przypisano im odpowiednie koszty. Wszystkim chorym (kontynuuj^cym leczenie oraz 

noworozpoznanym) przypisano koszty state, dotycz^ce zasobow stosowanych w kazdym roku, czyli 

monitorowania chorych oraz leczenia przeciwbolowego (zobacz szczegoty analiza ekonomiczna [9]). 

Koszty state zaczerpni^te z model! ekonomicznych w postaci srednich kosztow rocznych/pacjenta 

obj^tego leczeniem uwzglQdniaj^. smiertelnosc chorych z rakiem podstawnokomorkowym, przez co 

w ujQdu rok do roku mozna zauwazyc zmniejszanie siQ tych kosztow. Pacjentom noworozpoznanym 

naliczono ponadto koszty krotkotrwate, obejmuj^ce kategorie zasobow niepowtarzaj^cych siQ 

corocznie, czyli jednorazowych lub stosowanych przez okreslony czas (np. kilka miesi^cy). Koszty 

krotkotrwate zwi^zane s^. z zastosowaniem interwencji lub lekow w leczeniu ran, opiece 

psychologicznej, leczeniu miejscowym, terapii fotodynamicznej oraz chemioterapii. 

Ponadto w celu kalkulacji sredniego kosztu przypadaj^cego na jednego pacjenta w populacji 

dmBCC oraz laBCC niezaleznie od etapu leczenia (noworozpoznany vs kontynuuj^cy leczenie 

z poprzedniego roku chory) obliczono rozktad populacyjny chorych w wyszczegolnionych grupach 

kosztow (szczegoty zobacz plik BIA_Erivedge.xlsm). 

38 



D fU 

>-c 

co u 

o On 

5 

o 
o c 

"D O Q. 
ftJ 
2 
o Cri QJ C ft5 

S .^3 C > 
§S ftj "D ftj N N X 

.^3 ^ 
C s 0) ^ 
« 8 m 0 

® s. 
Si ^ 
"o 8 c 

3 

a> fT3 ^3 .N O ^ 
5 g 

N U) 3 
'Z 
ro c 
(U u U) 
> c 
TO 3 ■M 
ro 
c m 

o O) o c 
5 > 

N U) o 

c> 

1 
04

3,
20

 

■ 

75
,4

7 

89
,7

2 

10
6,

66
 

1 
04

3,
20

 

■ 

89
,7

2 

10
6,

66
 

I 

1 
04

3,
20

 

i 

10
6,

66
 

' 1 

1 
04

3,
20

 

12
9,

47
 

' ' 1 

1 
04

3,
20

 

12
9,

47
 

' ' 1 

69
5,

50
 

21
,7

7 

36
,4

7 

67
,6

1 

69
5,

50
 

1 

36
,4

7 

67
,6

1 

I 

69
5,

50
 

1 

67
,6

1 

' 1 

o in \J- 
LO a> c£) 

o 
1—1 

1 

o in 
in a> co 

o 
1—1 

I 

o 
u 

ro -i—i -o ro > n _ 

c >s c ro 5 ro 

u ^ cu ^ o o i_ 0 > cn s 

o P 

CU QJ , 
5 S 

c c ^ c cn qj u cn 
"o ro ru -Q 

o o o CL C 

O D ^ =5 

ro o ■a ^ . 

§ i 
>1 

^ o o rvj cn _ 

cu o ^ 

ru' ' 

co N 
(U o - o rvi 

5 QJ 0) N > U > QJ 
> ro 
U N 

3 

CO ro 
N N ■ o 

o o CM ^ . 

3 ^ d 
> N g 

't vP p p p H O" p p p 00 1 CO 00 00 H T—1 1—1 1—1 vo CM 

in 
P p 03 P p rs] 1 CO rsj 1 

rs] LO rsj o 
m 

rs P m (J O^ 00 1 rs! i 1 o rs] rs PS 
m 

PS vO •P n w" 03 i—l i i 1 m ro cO 00 
^■ 

H 
P Ps^ 0s- 03 i—i i i 1 M ro cO 00 

't 

00 P s£ p 30 P p o^ LO in in ro i—l LO i—i i—i m H 

m 
P p n P P 00 1 00 i o i—l CO i—i 10 iH 

^, 

-o P O^ rsi 1 00 i i 
rsi rs o fM 

10 P in 0s- 00 rsi i i i 
rsi 03 

fM 

rs 
P o 0s- 00 rsj i 1 i in rsi 03 

fM 

E > u c y fD g "O ro 
5 

N 
g 

J= <J 
c 5*^ c (O g ro 
g o > g o N N o (J O O c c J= c o cn QJ u cn fO ~ ro o 

TD ro ro io _ N o 
g 

Q. 
O V 

4—' 0) o N 
n E 
g c o o O o ro 2 L_ CL C "D 

O 

U 3 QJ ^ O O i_ 0 > cn s qj — 

o 

rsi 
N 
QJ 

5 o 

ru" 1 

^ O O rsi cn _ 

aj o ^ — co ro >. ro £= n n u o ru" 

co 
qj 0 
-- O r\i 

S1 5 N > U > •— QJ O c 
— i/) ro 
> s != u N N 

.(h: u s 

> c o 

5^. 

: S o o > - N > 
> 9. i- C 1 o , : j= + 

CD' 4 
O O fN ^ 

O o N " > 5 
k o 

o J —T CL. 
§8 s 
£9 N g i- > 5 
o t n 

' J= ^ o ° - 

o cn 

s 1 s ^ o 

a 5 

it if) N 

03 

QJ ._ 
U "u1 

ro ro 
^ "5 ^ CL 
gR 

> QJ 
j-T ro ro ^ 
— N 
a e 



Wismodegib (Erivedge®) w leczeniu zaawansowanego raka 
podstawnokomorkowego - analiza wpiywu na system ochrony zdrowia 

Olnstytut 

Arcana 

Scenariusz „nowy" 

Koszty zindywidualizowanego leczenia paliatywnego w scenariuszu „nowym" przedstawiono 

w okresie przed wt^czeniem do programu lekowego u chorych jeszcze nie zakwalifikowanych do 

leczenia z udziatem wismodegibu oraz po zakohczeniu leczenia w programie lekowym. 

Okres przed wt^czeniem do programu moze dotyczyc chorych: 

■ nie zakwalifikowanych do programu w danym roku - takim pacjentom przypisano koszty 

takie jak w scenariuszu „istniej^cym" (zobacz Tabela 19); 

■ zakwalifikowanych do programu w danym roku - takim osobom przypisano koszty 

zindywidualizowanego leczenia paliatywnego odpowiadaj^ce liczbie miesi^cy w ci^gu roku 

przed kwalifikacfo do programu lekowego, koszt zindywidualizowanego leczenia paliatywnego 

uwzgl^dnia proporcjQ chorych kontynuuj^cych leczenie z poprzedniego roku oraz osob 

nowozdiagnozowanych. 

Roczny koszt zindywidualizowanego leczenia paliatywnego chorych wt^czonych do terapii 

w danym roku przedstawia Tabela 22. 

Tabela 20 
Roczny koszt zindywidualizowanego leczenia paliatywnego w okresie przed wt^czeniem do 
programu lekowego 

Koszt roczny 

2016 r. 2017 r. 2018 r. 2019 r. 

dmBCC 294,56* 328,05" 695,50" 695,50" 

laBCC 483,27* 574,23"* 1 043,20" 1 043,20" 

'koszty jak dla scenariusza istniej^cego (zobacz Tabela 19); "59% chorych kontynuuje leczenie z poprzedniego roku 
(koszt roczny terapii = 67,31 PLN), natomiast pozostate 41% to chorzy nowozdiagnozowani (koszt = 695,50 PLN); 
50% chorych kontynuuje leczenie z poprzedniego roku (nie zostali wl^czeni do programu lekowego w roku poprzednim) 
- koszt leczenia 106,66 PLN, natomiast pozostate 50% to chorzy nowozdiagnozowani - koszt terapii 1 043,20 PLN; 
^koszt leczenia pacjenta nowozdiagnozowanego (zobacz Tabela 19) 

Koszty dla okresu przed wt^czeniem do programu okreslono w oparciu o wysokosc rocznych 

wydatkow ponoszonych na zindywidualizowane leczenie paliatywne (patrz Tabela 20) skorygowan^. 

o czas odpowiadaj^cy liczbie miesi^cy w ci^gu roku przed kwalifikacj^. do programu lekowego. Na 

przyktad jesli chory jest kwalifikowany do programu w lutym roku 2016, to przypisano mu w tym 

roku jednomiesi^czne koszty zindywidualizowanego leczenia paliatywnego (za miesi^c styczeh = 

1/12 x koszt roczny dla 2016 r. z Tabela 20) ponoszone przed wt^czeniem do terapii wismodegibem. 

Ponizsza tabela zestawia koszty zindywidualizowanego leczenia paliatywnego w okresie przed 

wt^czeniem do terapii wismodegibem uzalezniona od czasu kwalifikacji do programu u chorych 

wt^czonych do programu w danym roku. 
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Tabela 21 
Koszt zindywidualizowanego leczenia paliatywnego w okresie przed wt^czeniem do programu 
lekowego - pacjenci wt^czeni do programu w danym roku [PLN] 

Koszt zindywidualizowanego leczenia paliatywnego u pacjenta wt^czonego do 
Miesi^c programu w miesiacu okreslonym w kolumnie ..Miesiac kwalifikacji do programu" 

kwalifikacji dmBCC laBCC 
do programu 

2016 r. 2017 r. 2018 r. 2019 r. 2016 r. 2017 r. 2018 r. 2019 r. 

styczen 0 0 0 0 0 0 0 0 

luty 25 27 58 58 40 48 87 87 

marzec 49 55 116 116 81 96 174 174 
, 

kwiecien 74 82 174 174 121 144 261 261 

maj 98 109 232 232 161 191 348 348 

czerwiec 123 137 290 290 201 239 435 435 

lipiec 147 164 348 348 242 287 522 522 

sierpien 172 191 406 406 282 335 609 609 

wrzesien 196 219 464 464 322 383 695 695 

pazdziernik 221 246 522 522 362 431 782 782 

listopad 245 273 580 580 403 479 869 869 

grudzien 270 301 638 638 443 526 956 956 

W ponizszej tabeli zestawiono koszty zaczerpni^te z modeli farmakoekonomicznych dotycz^ce 

kosztow zindywidualizowanego leczenia paliatywnego u chorych z miejscowo zaawansowanym 

rakiem podstawnokomorkowym oraz objawowym rakiem podstawnokomorkowym z przerzutami 

odlegtymi wyt^czonych z programu lekowego (kryteria wyt^czenia z programu - zobacz zat^cznik 

5.1). Z uwagi na stopniow^, dynamikQ kwalifikacji pacjentow do programu lekowego w modelu 

wyznaczono koszty osobno dla pacjentow kwalifikowanych w poszczegolnych miesi^cach danego 

roku, uwzgl^dniaj^c przy tym czas od zakohczenia udziatu w programie do kohca roku. PrzyjQta 

w oparciu o model ekonomiczny wysokosc kosztow uwzgl^dnia prawdopodobiehstwo zakohczenia 

leczenia w programie lekowym oraz ryzyko smiertelnosci chorych leczonych z uzyciem wismpdegibu. 

Tabela 22 
Koszt roczny zindywidualizowanego leczenia paliatywnego po zakohczeniu udziatu w programie 
lekowym, uzalezniony od miesi^ca, w ktorym nast^pila kwalifikacja do programu [PLN] 

Miesiac 
Koszt roczny terapii pacjenta wt^czonego w danym miesi^cu (okreslonym 

w kolumnie „Miesiac kwalifikacji do programu") 
kwalifikacji 

do dmBCC laBCC 

programu 1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

styczen 387 278 125 83 526 296 185 142 

luty 338 311 134 85 485 315 194 144 

marzec 295 340 138 88 450 333 197 147 

kwiecien 249 371 145 91 412 351 203 150 

maj 190 411 156 93 361 377 214 153 

czerwiec 143 440 162 97 318 401 218 156 
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Koszt roczny terapii pacjenta wt^czonego w danym miesi^cu (okreslonym 
Miesigc w kolumnie „Miesigc kwalifikacji do programu") 

kwahfikacji dmBCC laBCC 

programu 1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

1. rok 
terapii 

2. rok 
terapii 

3. rok 
terapii 

4. rok 
terapii 

lipiec 101 463 172 100 271 426 226 159 

sierpien 57 482 188 103 208 460 240 163 

wrzesien 31 485 198 107 156 488 246 167 

pazdziernik 13 477 213 111 103 516 256 171 

listopad 3 452 235 118 43 543 270 179 

grudzien 0 422 255 121 8 548 282 180 

4.6. Proponowany instrument podziatu ryzyka 
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4.7. Zuzycie zasobow 

W celu wyznaczenia zuzycia zasobow wynikaj^cego z leczenia z udziatem wismodegibu oraz 

zindywidualizowanego leczenia paliatywnego postuzono sIq oszacowan^. roczn^. liczb^. pacjentow 

obj^tych leczeniem ww. schematami w przypadku realizacji zatozeh scenariusza „istniej^cego" oraz 

„nowego". Szczegoty przyj^tych zatozeh znajduj^siQ w rozdziale 4.4 oraz w kalkulatorze zat^czonym 

do analizy (plik BIA_Erivedge.xlsm). 

Szacowan^. liczbQ pacjentow dla stanu, aktualnego, scenariusza „istniej^cego" oraz scenariusza 

„nowego", przedstawiono w ponizszych tabelach. 

Tabela 24 
Szacowana liczba pacjentow w rozpatrywanych scenariuszach w kolejnych latach horyzontu 
czasowego - stan aktualny, scenariusz „istniej^cy" 

Stan aktualny Scenariusz „istniejqcy" 
SchemaL Leiapii 

2015 2016 2017 2018 2019 

Produkt leczniczy 
Erivedge® 0 0 0 0 0 

Zindywidualizowane 
leczenie paliatywne 90 91 33* 33* 34* 

'przedstawiono jedynie nowozdiagnozowanych chorych, natomiast w kalkulacji kosztow uwzgl^dniono rowniez 
pacjentow obj^tych leczeniem w poprzednich latach, przy czym koszty im przypisane uwzgl^dniaj^ smiertelnosc 
pacjentow z dmBCC oraz laBCC stosuj^cych zindywidualizowane leczenie paliatywne 

Tabela 25 
Szacowana liczba pacjentow w rozpatrywanych scenariuszach w kolejnych latach horyzontu 
czasowego -scenariusz „nowy" 

Scenariusz ,nowy" 
Schemat Leiapii 

2016 2017 2018 2019 

Produkt leczniczy Erivedge®* 55 69 
( = 36+33)* 33 34 

Zindywidualizowane leczenie 
paliatywne 36 0 0 0 

"okresla liczb^ chorych wl^czonych do programu lekowego w danym roku, przy czym w roku 2017 to chorzy 
nowozdiagnozowani (33 pacjentow) oraz chorzy, ktorzy w roku 2016 nie zostali wt^czeni do programu (36 osoby) 

4.8. Wyniki analizy wptywu na budzet 

Analizy wptywu na budzet przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego finansuj^cego 

swiadczenia zdrowotne (budzet Narodowego Funduszu Zdrowia). Przyjmuj^c zatozenia opisane 

we wczesniejszych rozdziatach oszacowano koszt catkowity leczenia pacjentow z miejscowo 
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zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym oraz objawowym rakiem podstawnokomorkowym 

z przerzutami odlegtymi w scenariuszu „istniej^cym" oraz „nowym" w latach 2016-2019, przyjmuj^c 

za datQ wejscia w zycie decyzji refundacyjnej dzieh 1 stycznia 2016 r. Przedstawiono rowniez 

aktualne roczne wydatki podmiotu zobowi^zanego do finansowania swiadczeh ze srodkow 

publicznych ponoszonych na leczenie pacjentow w stanie klinicznym wskazanym we wniosku (stan 

aktualny, rok 2015). Oszacowah dokonano w kalkulatorze wykonanym w programie MS® Office Excel 

(plik BIA_Erivedge.xlsm). 

4.8.1. Stan aktualny 

W ponizszej tabeli przedstawiono szacowane koszty ponoszone przez budzet NFZ na leczenie 

dorostych pacjentow w populacji dmBCC oraz laBCC dla stanu aktualnego, tj. roku 2015. 

Tabela 26 
Aktualne wydatki budzetu NFZ zwi^zane z leczeniem populacji chorych z dmBCC oraz laBCC (rok 
2015)[PLN] 

Parametr 
Stan aktualny 

Rok 2015 

Koszty programu lekowego z zastosowaniem produktu 
Erivedge 0 

w tym produktu leczniczego Erivedge 0 

w tym koszty diagnostyki 
i monitorowania leczenia produktem Erivedge 0 

Zindywidualizowane leczenie paliatywne 39 030 

Catkowite wydatki 39 030 

4.8.2. Analiza podstawowa z uwzglQdnieniem RSS 

W ponizszej tabeli przedstawiono szacowane koszty ponoszone przez budzet NFZ na leczenie 

dorosiych pacjentow z zaawansowanym rakiem podstawnokomorowym (miejscowo zaawansowanym 

lub z przerzutami odlegtymi), w przypadku wprowadzenia refundacji produktu leczniczego Erivedge®, 

w latach 2016-2019, z uwzglQdnieniem RSS. 
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Wydatki NFZ zwi^zane z realizacj^. scenariusza „istniej^cego" wynosz^. 39,54 tys. PLN, 40,87 tys. 

PLN, 42,58 tys. PLN oraz 44,26 tys. PLN w latach 2016-2019. Natomiast koszty zwi^zane z realizacj^. 

scenariusza „nowego", tj. wprowadzeniem finasowania ze srodkow publicznych wismodegibu 

w ramach wnioskowanego programu lekowego przy uwzglQdnieniu mechanizmu dzielenia ryzyka 

ksztattuj^. siQ na poziomie w 2016 r., w 2017 r., w 2018 

oraz w 

UwzglQdniaj^c instrument dzielenia ryzyka w przypadku wprowadzenia refundacji wismodegibu 

w ramach wnioskowanego programu lekowego leczenia dorostych pacjentow z rozpoznaniem 

miejscowo zaawansowanego raka podstawnokomorkowego oraz objawowego raka 

podstawnokomorkowego z przerzutami odlegtymi niekwalifikuj^cych sIq do leczenia chirurgicznego 

ani radioterapii roczne wydatki budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^kszytyby sIq 

o w r., w r., w oraz 

w 2019 r. w porownaniu z wydatkami ponoszonymi przy zatozeniu scenariusza „istniej^cego". 

Graficzne przedstawienie wynikow analizy wptywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu 

leczniczego Erivedge® w latach 2016-2019, z uwzglQdnieniem RSS przedstawiono na ponizszym 

wykresie. 

Wykres 3 
Wptyw refundacji produktu leczniczego Erivedge® na budzet NFZ - wyniki analizy podstawowej 
z uwzgl^dnieniem RSS 

4.8.3. Analiza podstawowa bez uwzglQdnienia RSS 

W ponizszej tabeli przedstawiono szacowane koszty ponoszone przez budzet NFZ na leczenie 

dorosiych pacjentow w populacji dmBCC oraz laBCC, w przypadku wprowadzenia refundacji produktu 

leczniczego Erivedge®, w latach 2016-2019, bez uwzglQdnienia RSS. 
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Wismodegib (Erivedge®) w leczeniu zaawansowanego raka 
podstawnokomorkowego - analiza wpiywu na system ochrony zdrowia 

o 

Instytut 

Arcana 

Wydatki NFZ zwi^zane z realizacj^. scenariusza „istniej^cego" wynosz^. 39,54 tys. PLN, 40,87 tys. 

PLN, 42,58 tys. PLN oraz 44,26 tys. PLN w latach 2016-2019. Natomiast koszty zwi^zane z realizacj^. 

scenariusza „nowego", tj. wprowadzeniem finasowania ze srodkow publicznych wismodegibu 

w ramach wnioskowanego programu lekowego ksztattuj^. siQ na poziomie w 2016 r., 
w r., w oraz w 

W przypadku wprowadzenia refundacji wismodegibu w ramach wnioskowanego programu 

lekowego leczenia dorostych pacjentow z rozpoznaniem miejscowo zaawansowanego raka 

podstawnokomorkowego oraz objawowego raka podstawnokomorkowego z przerzutami odlegtymi 

niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii roczne wydatki budzetu 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^kszytyby sIq o w 2016 roku, w 2017 

roku, w 2018 r. oraz w 2019 roku w porownaniu z wydatkami 

ponoszonymi przy zatozeniu scenariusza „istniej^cego". Nalezy podkreslic, iz omawiane dodatkowe 

koszty ponoszone przez ptatnika publicznego (budzet NFZ) zmniejsz^. sIq o ok. 5% oraz 13% 

odpowiednio w trzecim (2018 r.) oraz czwartym (2019 r.) roku refundacji w porownaniu do lat 

wczesniejszych. 

Graficzne przedstawienie wynikow analizy wptywu na system ochrony zdrowia refundacji produktu 

leczniczego Erivedge® w latach 2016-2019, bez uwzgl^dnienia RSS przedstawiono na ponizszym 

wykresie. 

Wykres 4 
Wyniki analizy wptywu na budzet NFZ - scenariusz „istniej^cy" vs scenariusz „nowy", bez 
uwzgl^dnienia RSS 

4.8.4. Analiza scenariuszy skrajnych 

W ramach analizy scenariuszy skrajnych oceniono wptyw kluczowych zmiennych powoduj^cych 

znaczny spadek (scenariusz minimalny) lub wzrost (scenariusz maksymalny) wydatkow 

inkrementalnych z perspektywy budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia (bez uwzglQdnienia RSS). 

49 



Wismodegib (Erivedge®) w leczeniu zaawansowanego raka 
podstawnokomorkowego - analiza wpiywu na system ochrony zdrowia 

Olnstytut 

Arcana 

4.8.4.1. Zatozenia analizy scenariuszy skrajnych 

Istotnym parametrem wptywaj^cym na wielkosc wydatkow NFZ jest populacja pacjentow, ktorzy 

bQd^. kierowani do programu lekowego z udziatem wismodegibu. Z uwagi na powyzsze w scenariuszu 

minimalnym i maksymalnym wykorzystano skrajne wartosci okreslone przez ekspertow medycznych 

w ramach ankiety. Szczegoty dotycz^ce zatozeh przyj^tych w scenariuszach wraz ze zrodtem danych 

zostaty zebrane w ponizszych tabelach (Tabela 29, Tabela 30). 

Tabela 29 
Oszacowanie populacji docelowej (dmBCC, laBCC) - scenariusz minimalny 

Rok 
Zrodto danych Pai ameli 

2016 2017 2018 2019 

Objawowy rak podstawnokomorkowy z przerzutami odlegtymi niekwalifikujacy sig do leczenia chirurgicznego 
bgdz radioterapii (dmBCC) 

Lg^czna liczba chorych 
z objawowym rakiem 
podstawnokomorkowym 
z przerzutami (mBCC) 

30 8 8 8 Tabela 7 

Odsetek pacjentow 
z przerzutami odlegtymi 87,9% 

ERIVANCE [2], 
Lewis 2012 [11]; 
zobacz Tabela 9 

Odsetek pacjentow z BCC 
postac przerzutowa 
potencjalnie kwalifikujgca 
sig do leczenia z uzyciem 
wismodegibu 

- 

Lg^czna liczba chorych 
z mBCC spetniajgcych 
kryteria kwalifikacji do 
leczenia produktem 
leczniczym Erivedge® 

24 7 7 7 - 

Miejscowo zaawansowany rak podstawnokomorkowy niekwalifikujgcy sig do leczenia chirurgicznego bg^dz 
radioterapii (laBCC) 

Lgczna liczba chorych 
z miejscowo 
zaawansowanym rakiem 
podstawnokomorkowym 
(laBCC) 

481 188 191 193 Tabela 7 

Odsetek pacjentow 
niekwalifikujgcych sig 
do chirurgii i radioterapii 
wsrod chorych z laBCC 
Odsetek pacjentow z BCC 
postac miejscowo 
zaawansowana 
potencjalnie kwalifikujgca 
sig do leczenia 
wismodegibem 

- IK 

Lgczna liczba chorych 
z laBCC spetniajgcych 
kryteria kwalifikacji do 
leczenia produktem 
leczniczym Erivedge® 

52 20 21 21 - 

Lgczna liczba chorych 
spetniajgcych kryteria 
kwalifikacji sig do terapii 
z zastosowaniem produktu 
leczniczego Erivedge® 
w ramach programu 
lekowego 

76 27 27 28 - 

50 



Wismodegib (Erivedge®) w leczeniu zaawansowanego raka 
podstawnokomorkowego - analiza wpiywu na system ochrony zdrowia 

o 

Instytut 

Arcana 

Tabela 30 
Oszacowanie populacji docelowej (dmBCC, laBCC) - scenariusz maksymalny 

Parametr 
Rok 

Zrodto danych 
2016 2017 2018 2019 

Objawowy rak podstawnokomorkowy z przerzutami odlegtymi niekwalifikujacy sig do leczenia chirurgicznego 
bgdz radioterapii (dmBCC) 

Lgczna liczba chorych 
z objawowym rakiem 
podstawnokomorkowym 
z przerzutami (mBCC) 

34 9 9 9 

Tabela 6 - zatozono 
na podstawie liczby 
NMSC z przerzutami 

w Polsce 

Odsetek pacjentow 
z przerzutami odlegtymi 100% 

Zatozono, ze 
u wszystkich chorych 

z mBCC wystgpuj^ 
przerzuty odlegje 

Odsetek pacjentow z BCC 
postac przerzutowa 
potencjalnie kwalifikujgca 
sig do leczenia z uzyciem 
wismodegibu 

- iH- 

Lgczna liczba chorych 
z mBCC spetniajgcych 
kryteria kwalifikacji do 
leczenia produktem 
leczniczym Erivedge® 

31 9 9 9 - 

Miejscowo zaawansowany rak podstawnokomorkowy niekwalifikujgcy sig do leczenia chirurgicznego bgdz 
radioterapii (laBCC) 

Lg^czna liczba chorych 
z miejscowo 
zaawansowanym rakiem 
podstawnokomorkowym 
(laBCC) 

539 211 214 217 

Tabela 6 - zatozono 
na podstawie liczby 

miejscowo 
zaawansowanych 

NMSC w Polsce 
Odsetek pacjentow 
niekwalifikujgcych sig 
do chirurgii i radioterapii k J 
wsrod chorych z laBCC 

rl 

Odsetek pacjentow z BCC 
postac miejscowo 
zaawansowana 
potencjalnie kwalifikujgca 
sig do leczenia 
wismodegibem 

- 

Lgczna liczba chorych 
z laBCC spetniajgcych 
kryteria kwalifikacji do 
leczenia produktem 
leczniczym Erivedge® 

129 51 51 52 - 

Lgczna liczba chorych 
spetniajgcych kryteria 
kwalifikacji sig do terapii 
z zastosowaniem produktu 
leczniczego Erivedge® 
w ramach programu 
lekowego 

161 60 60 61 - 

4.8.4.2. Wyniki analizy scenariuszy skrajnych z uwzgl^dnieniem RSS 

W ponizszych tabelach (Tabela 31, Tabela 32) przedstawiono wyniki analizy scenariuszy skrajnych 

przeprowadzonej z perspektywy ptatnika publicznego w przypadku wprowadzenia refundacji 

wismodegibu, w ramach programu lekowego, z uwzglQdnieniem RSS. 
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Dla zatozeh przyj^tych w scenariuszu minimalnym w wyniku wprowadzenia refundacji 

wismodegibu w ramach programu lekowego u chorych z dmBCC oraz laBCC wydatki inkrementalne 

ptatnika publicznego za ustugi zdrowotne w porownaniu do wydatkow inkrementalnych uzyskanych 

w analizie podstawowej mniejsze odpowiednio o w 2016 roku, w 2017 

roku, w 2018 roku oraz o w roku 2019. 

Dla zatozeh przyj^tych w scenariuszu maksymalnym w wyniku wprowadzenia refundacji 

wismodegibu w ramach programu lekowego u chorych z dmBCC oraz laBCC wydatki inkrementalne 

ptatnika publicznego za ustugi zdrowotne w porownaniu do wydatkow inkrementalnych uzyskanych 

w analizie podstawowej s^. wi^ksze odpowiednio o w 2016 roku, w 2017 

roku, w 2018 r. oraz o w 2019 roku. 

Graficzne przedstawienie wynikow analizy scenariuszy skrajnych rozwazaj^cej refundacji 

produktu leczniczego Erivedge® z uwzglQdnieniem RSS, w przyj^tym horyzoncie czasowym 

przedstawiono na ponizszym wykresie. 

Wykres 5 
Wyniki analizy scenariuszy skrajnych - zmiana wydatkow inkrementalnych w stosunku do analizy 
podstawowej (z uwzglidnieniem RSS) 

4.8.4.1. Wyniki analizy scenariuszy skrajnych bez uwzgl^dnienia RSS 

W ponizszych tabelach (Tabela 33, Tabela 34) przedstawiono wyniki analizy scenariuszy skrajnych 

przeprowadzonej z perspektywy ptatnika publicznego w przypadku wprowadzenia refundacji 

wismodegibu, w ramach programu lekowego, bez uwzglidnienia RSS. 
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Wismodegib (Erivedge®) w leczeniu zaawansowanego raka 
podstawnokomdrkowego - analiza wpiywu na system ochrony zdrowia 

Instytut 

Arcana 

Dla zatozeh przyj^tych w scenariuszu minimalnym w wyniku wprowadzenia refundacji 

wismodegibu w ramach programu lekowego chorych z dmBCC oraz laBCC wydatki inkrementalne 

ptatnika publicznego za ustugi zdrowotne w porownaniu do wydatkow inkrementalnych uzyskanych 

w analizie podstawowej mniejsze odpowiednio o w 2016 roku, w 2017 

roku, w 2018 r. oraz o w 2019 roku. 

Dla zatozeh przyj^tych w scenariuszu maksymalnym w wyniku wprowadzenia refundacji 

wismodegibu w ramach programu lekowego wydatki inkrementalne ptatnika publicznego za ustugi 

zdrowotne w porownaniu do wydatkow inkrementalnych uzyskanych w analizie podstawowej s^. 

wi^ksze odpowiednio w 2016 roku, w 2017 roku, A 

w 2018 r. oraz o w 2019 roku. 

Graficzne przedstawienie wynikow analizy scenariuszy skrajnych rozwazaj^cej refundacji 

produktu leczniczego Erivedge® bez uwzgl^dnienia RSS, w przyj^tym horyzoncie czasowym 

przedstawiono na ponizszym wykresie. 

Wykres 6 
Wyniki analizy scenariuszy skrajnych - zmiana wydatkow inkrementalnych w stosunku do analizy 
podstawowej (bez uwzglidnienia RSS) 

4.9. Analiza racjonalizacyjna 

Poniewaz analiza wptywu na budzet podmiotu zobowi^zanego do finansowania swiadczeh ze 

srodkow publicznych (NFZ) wykazata wzrost kosztow refundacji [20] przeprowadzono analizy 

racjonalizacyjna,. Wyniki przedstawiono w osobnym dokumencie. 

4.10. Wptyw na organizacjQ udzielania swiadczen zdrowotnych 

Wismodegib jest substancj^. dostipn^. w postaci kapsutek, wydawan^. z przepisu lekarza do 

zastrzezonego stosowania (Rpz). Wismodegib powinien bye przepisywany wyt^cznie przez lub pod 
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nadzorem wykwalifikowanego lekarza maj^cego doswiadczenie w leczeniu choroby stanowi^cej 

zatwierdzone wskazanie. 

Refundacja wismodegibu w ramach programu lekowego leczenia miejscowo zaawansowanego 

raka podstawnokomorkowego oraz objawowego raka postawnokomorkowego z przerzutami 

odlegtymi nie wi^ze si^ z istotnymi dodatkowymi kosztami dla ptatnika publicznego. Produkt leczniczy 

Erivedge® podawany bytby w postaci doustnej, a wIqc w sposob w jaki cz^sto praktykowane jest 

podawanie lekow przeciwnowotworowych - nie wi^zatoby siQ to z dodatkowymi kosztami 

przeszkolenia personelu; nie zaistniataby tez potrzeba utworzenia nowych wytycznych, zmiany zasad 

diagnostyki i zwi^zanych z tym kosztow. 

Nie stwierdzono, aby pozytywna decyzja odnosnie refundacji preparatu Erivedge® w ramach 

programu lekowego miata wptyw na wydatki ptatnika publicznego w sektorach innych niz ochrony 

zdrowia. 

4.11. Aspekty spoteczne i etyczne 

Rak podstawnokomorkowy (ang. basal cell carcinoma - BCC) jest wolno rosn^cym nowotworem 

skory o naciekaniu miejscowym, rzadko daj^cym przerzuty [6]. Jest najcz^sciej wyst^puj^cym 

nowotworem ztosliwym skory, jednak postac zaawansowana, ktorej dedykowany jest wnioskowany 

program lekowy, wyst^puje niezwykle rzadko [17], Z uwagi na powyzsze, populacja docelowa 

wnioskowanego programu obejmuje nielicznych pacjentow z miejscowo zaawansowanym rakiem 

podstawnokomorowym (laBCC) lub objawowym rakiem podstawnokomorowym z przerzutami 

odlegtymi (dmBCC), u ktorych zastosowanie skutecznego, standardowego leczenia (leczenie 

chirurgiczne lub radioterapia) nie jest mozliwe, co zwi^zane jest z istotnym pogorszeniem rokowania. 

Produkt leczniczy Erivedge® zawiera substancje czynn^. wismodegib, ktora jest 

drobnocz^steczkowym inhibitorem szlaku Hedgehog (ang. Hedgehog pathway). Przekazywanie 

sygnatow szlakiem Hedgehog poprzez biatko SMO (ang. Smoothened transmembrane protein) 

prowadzi do aktywacji i lokalizacji w j^drze komorkowym czynnikow transkrypcyjnych GLI {Glioma- 

Associated Oncogene) oraz indukcji docelowych genow szlaku Hedgehog. Wiele z tych genow 

odgrywa rolQ w proliferacji, przezyciu oraz roznicowaniu komorek. Wismodegib wi^ze siQ z biatkiem 

SMO i hamuje jego funkcjQ, tym samym prowadz^c do zablokowania transdukcji sygnatu 

przekazywanego szlakiem Hedgehog [3]. W dniu 12 lipca 2013 roku Komisja Europejska przyznata 

pozwolenie na dopuszczenie produktu leczniczego Erivedge® do obrotu wazne na terenie catej Unii 

Europejskiej (w ramach procedury centralnej). 

Refundacja wismodegibu w ramach programu zdrowotnego leczenia dmBCC oraz laBCC nie 

faworyzowataby zadnej z grup pacjentow, a dost^p do tej technologii medycznej bytby rowny dla 

wszystkich pacjentow oraz stanowitaby odpowiedz na niezaspokojone dotychczas potrzeby tej grupy 

pacjentow. Nie ma powodow by przypuszczac, ze rozwazana technologia bytaby stosowana 

niezgodnie z zarejestrowanym wskazaniem. 
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Omawiana technologia stanowi odpowiedz na potrzeby pacjentow z rozpoznanym rakiem 

podstawnokomorowym (miejscowo zaawansowanym lub z przerzutami), niekwalifikuj^cych siQ do 

leczenia chirurgicznego ani radioterapii. Pozytywna decyzja refundacyjna w odniesieniu do 

rozwazanej technologii, poza korzysciami dla samych pacjentow, moze poprzez poprawQ jakosci 

zycia, zmniejszyc koniecznosc opieki nad chorym ze strony osob trzecich i w konsekwencji - 

w szerszej perspektywie spotecznej - zwi^kszyc ich produktywnosc. 

W przypadku refundacji wismodegibu w ramach programu lekowego nie powinno dojsc do 

faworyzowania zadnej grupy pacjentow na skutek zatozeh przyj^tych w analizie czy zjawiska 

nierownego dost^pu do technologii przy jednakowych potrzebach. Produkt leczniczy Erivedge® 

powinien bye dost^pny dla wszystkich chorych, ktorzy kwalifikuj^. siQ do leczenia wismodegibem 

i spetniaj^. kryteria okreslone w programie lekowym. 

Pozytywna decyzja refundacyjna w odniesieniu do rozwazanej technologii nie wpfynie na koszty 

lub wyniki dotycz^ce osob innych niz chorzy j^. stosuj^cy oraz ich opiekunowie. Nie spowoduje ona 

ponadto problemow spotecznych takich, jak: wpfyw na poziom satysfakeji pacjentow z otrzymywanej 

opieki medycznej, grozba braku akceptacji post^powania przez poszczegolnych chorych, 

powodowanie lub zmiana stygmatyzacji, wywotanie l^ku, dylematow moralnych, problemow 

rodzinnych lub problemow dotycz^cych ptci. Nie stoi ona rowniez w sprzecznosci z aktualnie 

obowi^zuj^cymi regulacjami prawnymi, nie stworzy koniecznosci dokonania zmian w prawie 

i przepisach, nie oddziakjje tez na prawa pacjenta i prawa cztowieka. Procedura stosowania 

rozwazanej technologii naktada wymog informowania pacjenta o koniecznosci stosowania 

antykoncepcji (kobiety w wieku rozrodczym musz^. stosowac dwie rekomendowane metody 

antykoncepcji (metody wysoce skuteczn^., oraz metody barierow^.) przez okres prowadzenia leczenia 

wismodegibem i 24 miesi^cy po przyj^ciu ostatniej dawki leku, m^zczyzni musza zawsze stosowac 

prezerwatywQ przez caty okres przyjmowania produktu leczniczego Erivedge® oraz przez okres 2 

miesi^cy po przyj^ciu ostatniej dawki leku). 

Decyzja o refundacji wismodegibu w ramach programu lekowego nie stoi w sprzecznosci 

z aktualnie obowi^zuj^cymi regulacjami prawnymi i nie stwarzafaby koniecznosci dokonania zmian 

w prawie. Wi^zafaby siQ jedynie z utworzeniem nowego programu zdrowotnego i w^czeniem go do 

„Wykazu swiadczeh gwarantowanych z zakresu programow lekowych". 

OcenQ aspektow spotecznych i etycznych wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu 

do produktu Erivedge® podsumowano w ponizszej tabeli. 

Tabela 35 
Podsumowanie wynikow analizy aspektow etycznych i spotecznych 

Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii 

Wptyw na koszty lub wyniki dotycza.ee osob innych 
niz stosujace rozwazana technologic oraz ich 

opiekunowie 
brak wptywu 

Grupy pacjentow, ktore moga bye faworyzowane na 
skutek zatozen przyjgtych w analizie ekonomicznej najprawdopodobniej nie 
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Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii 

Niekwestionowana rownosc dost^pu do technologii 
medycznej przy jednakowych potrzebach finansowanie zapewni rowny dostgp do swiadczen 

Spodziewana duza korzysc dla wg^skiej grupy osob / 
korzysc mata, ale powszechna duza korzysc dla wgskiej grupy osob 

Technologia jako odpowiedz na niezaspokojone 
dotychczas potrzeby grup spotecznie uposledzonych tak 

Technologia jako odpowiedz dla osob o najwigkszych 
potrzebach zdrowotnych, dla ktorych nie ma obecnie 

dostgpnej zadnej metody leczenia 
tak 

Powodowanie problemow spotecznych nie powoduje problemow spotecznych 

Wptyw na poziom satysfakcji pacjentow 
z otrzymywanej opieki medycznej 

wprowadzenie refundacji wismodegibu przyczyni sig 
do poprawy jakosci zycia chorych otrzymujgcych 

leczenie produktem leczniczym Erivedge®, a zatem 
wptynie pozytywnie na poziom satysfakcji 

z otrzymywanej opieki medycznej 

Grozba niezaakceptowania postgpowania przez 
poszczegolnych chorych brak 

Powodowanie lub zmiana stygmatyzacji nie powoduje ani nie zmienia stygmatyzacji 

Wywotywanie Igku nie wywotuje Igku 

Powodowanie dylematow moralnych proces leczenia nie powoduje dylematow moralnych 

Stwarzanie problemow dotyczg^cych ptci lub 
rodzinnych nie stwarza takich problemow 

Obecnosc sprzecznosci z aktualnie obowigzujgcymi 
regulacjami prawnymi 

finansowanie jest zgodne z aktualnie obowigzujgcymi 
regulacjami prawnymi 

Stwarzanie koniecznosci dokonania zmian 
w prawie/przepisach 

refundacja nie stwarza potrzeby dokonania zmian 
w prawie/przepisach 

Oddziatywanie na prawa pacjenta lub prawa 
cztowieka 

refundacja nie oddziatuje na prawa pacjenta lub 
prawa cztowieka 

Koniecznosc szczegolnego informowania pacjenta 
lub uzyskiwania jego zgody na stosowanie 

technologii 

stosowanie technologii wymaga szczegolnego 
informowania pacjenta o koniecznosci stosowania 

antykoncepcji; kobiety w wieku rozrodczym muszg 
stosowac dwie rekomendowane metody 

antykoncepcji (metodg wysoce skuteczng, oraz 
metodg barierowg) przez okres prowadzenia leczenia 
wismodegibem i 24 miesigcy po przyjgciu ostatniej 

dawki leku, mgzczyzni musza zawsze stosowac 
prezerwatywg przez caty okres przyjmowania 

produktu leczniczego Erivedge® oraz przez okres 
2 miesigcy po przyjgciu ostatniej dawki leku 

dodatkowo pacjenci powinni bye poinformowani, iz 
nie wolno tego produktu leczniczego przekazywac 

innym osobom a niewykorzystane kapsutki po 
zakonczeniu terapii powinny zostac natychmiast 
usunigte zgodnie z obowigzujgcymi przepisami 
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Ocena wptywu pozytywnej decyzji refundacyjnej w odniesieniu do rozwazanej technologii 

Potrzeba zapewnienia pacjentowi poufnosci 
postipowania przy stosowaniu technologii 

stosowanie technologii nie wi^ze sig z koniecznoscici 
zapewnienia pacjentowi poufnosci postgpowania 

Potrzeba uwzglgdniania indywidualnych preferencji 
pacjenta, potrzeba czynnego udziatu pacjenta 

w podejmowaniu decyzji o wyborze metody 
postgpowania 

brak 

4.12. Wyniki i wnioski koncowe 

AnalizQ wptywu na system ochrony zdrowia refundacji wismodegibu (produkt leczniczy Erivedge®) 

przeprowadzono z perspektywy ptatnika publicznego finansuj^cego swiadczenia zdrowotne (NFZ) 

w latach 2016-2019, przyjmuj^c za datQ wejscia w zycie decyzji refundacyjnej dzieh 1 stycznia 2016 

roku. 

W analizie wptywu na system ochrony zdrowia porownano skutki dla budzetu refundacyjnego 

Narodowego Funduszu Zdrowia dwoch scenariuszy sytuacyjnych: 

■ scenariusza „istniej^cego" (lata 2016-2019), zaktadaj^cego brak refundacji wismodegibu 

(produktu leczniczego Erivedge®) w leczeniu dorostych pacjentow z miejscowo zaawansowanym 

rakiem podstawnokomorkowym (laBCC) niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani 

radioterapii, oraz objawowego raka podstawnokomdrkowego z przerzutami odlegtymi (dmBCC) 

niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii w ramach programu lekowego 

■ scenariusza „nowego" (lata 2016-2019), w ktorym wismodegib (produkt leczniczy Erivedge®) 

w leczeniu dorostych pacjentow z miejscowo zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym 

(laBCC) niekwalifikuj^cych sIq do leczenia chirurgicznego ani radioterapii, oraz objawowego raka 

podstawnokomdrkowego z przerzutami odlegtymi (dmBCC) niekwalifikuj^cych sIq do leczenia 

chirurgicznego ani radioterapii uzyskuje refundacji w ramach programu lekowego. 

4.12.1. Wyniki analizy wptywu na budzet 

Wyniki przedstawiono w dwdch wariantach bez oraz z uwzglidnieniem instrumentu dzielenia 

ryzyka (ang. risk sharing scheme, RSS). 

Liczebnosc populacji docelowej 

Bior^c pod uwagi stopniowi, dynamiki kwalifikacji chorych do programu lekowego, oszacowano, 

ze w kolejnych czterech latach terapi^, wismodegibem w ramach wnioskowanego programu lekowego 

zostanie objitych 55, 69, 33 oraz 34 chorych odpowiednio w 2016 r., 2017 r., 2018 r. oraz 2019 r. 

Nalezy zaznaczyc, ze w ci^gu pierwszych dwdch lat programem zostan^. objid chorzy, dla ktdrych 

do tej pory nie byto aktywnej formy leczenia. Natomiast pocz^wszy od trzeciego roku refundacji 

liczba chorych kwalifikowanych do terapii wismodegibem ulegnie zmniejszeniu, poniewaz 

do programu wticzani bid^jedynie nowozdiagnozowani pacjenci. 
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Wyniki z uwzgl^dnieniem RSS: 

Wydatki NFZ zwi^zane z realizacj^. scenariusza „istniej^cego" wynosz^. 39,54 tys. PLN, 40,87 tys. 

PLN, 42,58 tys. PLN oraz 44,26 tys. PLN w latach 2016-2019. Natomiast koszty zwi^zane z realizacj^. 

scenariusza „nowego", tj. wprowadzeniem finasowania ze srodkow publicznych wismodegibu 

w ramach wnioskowanego programu lekowego przy uwzglQdnieniu mechanizmu dzielenia ryzyka 

ksztattuj^ siQ na poziomie w 2016 r., w 2017 r., w 2018 

oraz w 

W przypadku wprowadzenia refundacji wismodegibu w ramach programu lekowego leczenia 

chorych z dmBCC oraz laBCC (niekwalifikuj^cych siQ do leczenia chirurgicznego ani radioterapii) 

roczne wydatki budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^kszytyby siQ o BIHIHl w 2016 r., 

1 w 2017 r., w 2018 r. oraz w 2019 r. w porownaniu 

z wydatkami ponoszonymi przy zatozeniu scenariusza „istniej^cego". 

Wyniki bez uwzgl^dnienia RSS: 

Wydatki NFZ zwi^zane z realizacj^. scenariusza „istniej^cego" wynosz^. 39,54 tys. PLN, 40,87 tys. 

PLN, 42, 58 tys. PLN oraz 44,26 tys. PLN w latach 2016-2019. Natomiast koszty zwi^zane z realizacj^. 

scenariusza „nowego", tj. wprowadzeniem finasowania ze srodkow publicznych wismodegibu 

w ramach wnioskowanego programu lekowego ksztattuj^. sIq na poziomie w 2016 r., 

w 2017 r., w 2018 oraz w 2019 

W przypadku wprowadzenia refundacji wismodegibu w ramach wnioskowanego programu 

lekowego leczenia dorostych pacjentow z rozpoznaniem miejscowo zaawansowanego raka 

podstawnokomdrkowego oraz objawowego raka podstawnokomdrkowego z przerzutami odlegtymi 

niekwalifikuj^cych sIq do leczenia chirurgicznego ani radioterapii roczne wydatki budzetu 

Narodowego Funduszu Zdrowia zwi^kszyfyby sIq o w 2016 r., w 2017 

r., w 2018 r. oraz w 2019 r. w porownaniu z wydatkami ponoszonymi 

przy zatozeniu scenariusza „istniej^cego". 

Wyniki bez uwzgl^dnienia RSS vs wyniki z uwzgl^dnieniem RSS: 

Wyniki analizy wpiywu na budzet z uwzglQdnieniem proponowanego instrumentu dzielenia ryzyka 

wskazuj^., ze wydatki NFZ zmniejsz^. sIq t^cznie o (o 

oraz odpowiednio w 2016, 2017, 2018 oraz 2019 roku) w czteroletnim 

horyzoncie czasowym (czyli w ci^gu trwania pierwszej oraz drugiej decyzji refundacyjnej) 

w porownaniu do wynikdw bez uwzglQdnienia RSS. Wykres 7 zawiera zestawienie wydatkdw 

inkrementalnych NFZ pordwnuj^cych wyniki BIA z uwzglQdnieniem oraz bez uwzglQdnienia 

proponowanego instrumentu podziaiu ryzyka. 
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Wykres 7 
Zestawienie wydatkow inkrementalnych NFZ - brak RSS vs uwzgl^dnienie RSS 

Szacowane zmiany wydatkow wynikaj^cych z wprowadzenia refundacji produktu leczniczego 

Erivedge® przedstawiono w postaci zbiorczej tabeli, utatwiaj^cej porownanie wynikow analizy 

podstawowej w poszczegolnych scenariuszach. 

Tabela 36 
Wyniki analizy wptywu na budzet: zbiorcze zestawienie zmian wydatkow w poszczegolnych 
scenariuszach 

Scenariusz 
Wydatki (+)/oszczQdnosci (-) inkrementalne [PLN] 

2016 2017 2018 2019 

Z uwzgl^dnieniem RSS 

Analiza podstawowa 

Scenariusz minimalny 

Scenariusz maksymalny 

Bez uwzgl^dnienia RSS 

Analiza podstawowa 

Scenariusz minimalny 

Scenariusz maksymalny 

4.12.2. Wniosek kohcowy 

Wnioskowany program lekowy „WISMODEGIB w leczeniu chorych na zaawansowanego raka 

podstawnokomorkowego (ICD-10 C44)" pozwoli na obj^cie opiek^grup^ chorych na zaawansowan^. 

chorobQ, zwi^zan^. nie tylko ze ztym rokowaniem ale rowniez, z powodu specyfiki obrazu klinicznego 

(rany, owrzodzenia i deformacje wyst^puj^ce cz^sto w obr^bie gtowy i szyi) nios^c^, dodatkowe 

cierpienie spowodowane spoteczn^, izolacj^.. Wismodegib b^dzie stosowany jako ostatnia linia 
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leczenia, tj. u chorych, u ktorych nie ma mozliwosci zastosowania metod uznawanych za standard 

terapii - leczenia chirurgicznego ani radioterapii. 

Wismodegib jest pierwsz^. terapi^ zarejestrowan^. w tym wskazaniu. Obecnie polscy chorzy mog^. 

liczyc jedynie na leczenie o charakterze wspomagaj^cym a w wybranych przypadkach podejmuje siQ 

proby stosowania terapii o niewykazanej w tej grupie chorych skutecznosci i bezpieczehstwie, np. 

chemioterapii z udziatem pochodnych platyny oraz terapii fotodynamicznej, czy tez leczenia 

miejscowego (ktore zgodnie z warunkami rejestracji i rekomendacjami klinicznymi nie powinny bye 

stosowane w BCC wysokiego ryzyka). Prospektywne badania kliniczne wykazaty, ze zastosowanie 

wismodegibu pozwala uzyskac dtugotrwat^. remisjQ choroby, przy akceptowalnym profilu 

bezpieczehstwa. Refundacja wnioskowanego leku pozwolitaby zatem na wypetnienie istotnej luki 

terapeutycznej {unmet need). Istotny jest rowniez fakt, ze efektywnosc kliniczna wismodegibu 

zostata juz uznana przez europejskie i amerykahskie gremia naukowe (ESMO i NCCN), ktore 

rekomenduj^. stosowanie tego leku u chorych z zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym. 

Wyniki niniejszej analizy wskazuj^., ze obj^cie refundacja produktu leczniczego Erivedge® 

w ramach wnioskowanego programu lekowego wi^ze siQ z dodatkowymi wydatkami budzetu 

Narodowego Funduszu Zdrowia, poniewaz nie jest obecnie dost^pna ani refundowana w docelowej 

populacji chorych z zaawansowanym rakiem podstawnokomorkowym. 

Nalezy podkreslic, ze proponowany przez WnioskodawcQ mechanizm dzielenia ryzyka pozwala na 

obnizenie kosztow zwi^zanych z wprowadzeniem refundacji produktu leczniczego Erivedge® o 

w okresie obwi^zywania pierwszej decyzji o refundacji (lata 2016-2017) oraz o w okresie 

obowi^zywania drugiej decyzji o refundacji w porownaniu do wynikow bez uwzgl^dnienia RSS. 
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32. Zarz^dzenie Nr 2/2015/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 2 stycznia 2015 r. zmieniajqcego 

zarz^dzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne 

w zakresie programy zdrowotne (lekowe) oraz zarz^dzenie w sprawie okreslenia warunkow zawierania 

i realizacji umow w rodzaju: leczenie szpitalne. 

33. Zarz^dzenie Nr 79/2014/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r. w sprawie 

okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju ambulatoryjna opieka specjalistyczna. 

34. Zarz^dzenie Nr 80/2014/DGL Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 5 grudnia 2014 r. w sprawie 

okreslenia warunkow zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne w zakresie chemioterapia. 
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